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ファンド保有者の皆様へ 

                  ２０１２年１月５日 

ＳＢＩアセットマネジメント株式会社 

 

トランスサイエンス未公開株ファンド 

 

「クォーク・ファーマシューティカルズ社が医薬品候補『ＱＰＩ－１００７』に関して、 

非動脈炎性前部虚血性視神経症（ＮＡＩＯＮ）患者向け第１相臨床試験の中間結果を発表」 

 

拝啓 時下ますますご清栄のこととお喜び申し上げます。 

平素はトランスサイエンス未公開株ファンド（以下、「本ファンド」）をご愛顧いただき、

誠にありがとうございます。 

さて、本ファンドに組み入れている米国の開発段階医薬品会社、クォーク・ファーマシュ

ーティカルズ社（以下、「クォーク社」）は、２０１２年１月４日(現地時間)、同社が知的所

有権を独占するｓⅰＲＮＡ化合物『ＱＰＩ－１００７』について、非動脈炎性前部虚血性視

神経症（ＮＡＩＯＮ）患者向け第１相臨床試験で、視力改善の成果が得られた中間結果を発

表しました。 

今回のプレスリリースの詳細内容は、以下となります。 

 

************************** 

 

２０１２年１月４日、ＲＮＡ（リボ核酸）干渉の技術を利用した治療法の発見と開発分野

において世界的リーダーである米カリフォルニア州・フレモントのクォーク社は、非動脈炎

性前部虚血性視神経症（ＮＡＩＯＮ）患者向けに同社が開発した独自のｓｉＲＮＡ医薬品候

補『ＱＰＩ－１００７』について、人体への投与は初となる第１相臨床試験を実施し、オー

プン試験（非盲験）の最初の２グループの患者から得られた中間結果を発表しました。本臨

床試験においては、『ＱＰＩ－１００７』は、最大で６ミリグラムの服用レベルまで用量制限

毒性が全く示されませんでした。なお、今回の投薬用量は、硝子体内投与後の臨床試験で投

与されたｓｉＲＮＡ医薬品候補としては最大用量となりました。初期の疾患重症度が似てお

り、投薬を受けていないＮＡＩＯＮ患者に対する過去の臨床研究（１）では視力の低下が観

察された一方で、本臨床試験において『ＱＰＩ－１００７』の単回投与を受けた患者は、３

カ月間の経過観察を行った後、さらなる視力の低下は示されませんでした。視力が安定した

状態となった１人の患者を除けば、全ての患者はスクリーニング検査での基準値に比べ、視

力テストで読み取る文字数の改善を示す結果となり、患者によっては視力テストで３列相当

の視力改善や、治療を受けてから３カ月後までにさらなる視力の改善を示しました。 

 

進行中の第１相臨床試験のオープン試験（非盲験）は、用量漸増試験（投与量を徐々に増
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やして効果を測定する試験）で、米国の２２カ所の試験場、イスラエルの６カ所の試験場で

実施されており、２階層の患者グループで合計３８名の患者が登録されています。第１階層

は、慢性的な視神経萎縮や網膜変性により、法律によって定義された視力基準を下回る弱視

の患者に対する用量漸増試験、安全性評価試験で構成されており、十分な被験者が登録され

ています。第２階層は、最近になってＮＡＩＯＮに罹患した患者に対して、薬物投与後の視

覚機能の変化をモニタリング（監視）することにより、『ＱＰＩ－１００７』のさらなる安全

性を評価し、生物学的な活性の可能性を査定・評価するように設計されています。 

 

今回、第２階層においては、１０人の患者で構成される２つのグループに対し、『ＱＰＩ－

１００７』の計２回の投与のうちの１回分として、硝子体内注射が単回で投与されました。

１カ月の経過観察後、第１グループの患者の４０％と第２グループの患者の６０％は、視力

テストで３列相当あるいはそれ以上の視力が改善しました。３カ月の経過観察後は、比較可

能なヒストリカル・データが得られるようになり、視力テストで３列相当あるいはそれ以上

の視力が改善した患者の比率は、両方のグループ内で５０－５５％に達しました。これらの

数値は、病気の自然経過を調査している公表済みの異なる２つの臨床研究（１）で報告され

たヒストリカル・データ（それぞれ病気発症から３カ月後の視力テストで３列相当あるいは

それ以上の視力が改善した患者の視力改善比率が全体の３９％、２０％）よりも高い成果が

得られました。後者の視力改善比率２０％の場合、今回の『ＱＰＩ－１００７』の投薬によ

る優位性は、非常に大きなものとなりました。さらに、『ＱＰＩ－１００７』の投与から１カ

月後、両グループの患者は視力テストにおいて、平均で１３文字相当、１６文字相当の視力

が改善しました。投与から３カ月後では、両グループの患者で平均１４文字相当の視力が改

善する成果が得られ、スクリーニング検査でのデータと比較して視力が低下した患者はいま

せんでした。視力テストにおける１５文字相当の視力変化は大幅な視力改善であると考えら

れます。今回の患者への評価は継続して行われており、さらなる査定・評価は、硝子体内注

射から６カ月後および１２カ月後に予定されています。 

 

クォーク社のダニエル・ズール最高経営責任者（ＣＥＯ）は今回の発表について、「我々は

この度発表された臨床試験の中間結果を示すデータに大変勇気付けられています。本臨床試

験の中間結果から得られたデータや、緑内障など異なる３つのモデルの視神経症に関する前

臨床試験から得られた有益な成果に基づき、『ＱＰＩ－１００７』は、緑内障といった最も良

く見られる症状のほか、ＮＡＩＯＮやその他の視神経症といった症状の患者の網膜や視神経

における神経細胞を保護する可能性があると我々は考えています。」とのコメントを発表しま

した。また、同ＣＥＯは、「『ＱＰＩ－１００７』は、クォーク社がＲＮＡ（リボ核酸）干渉

の技術を利用して独自に開発した１番目の医薬品候補であり、本臨床試験の中間結果で得ら

れた成果は、ＲＮＡ（リボ核酸）干渉の技術を利用した治療法の発見と開発分野における世

界的リーダーとしての当社の立ち位置を下支えするものになります。」ともコメントしていま

す。 
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非動脈炎性前部虚血性視神経症（ＮＡＩＯＮ）について 

非動脈炎性前部虚血性視神経症（ＮＡＩＯＮ）は、視神経系の急性視力障害で最も一般的

な症状です。ＮＡＩＯＮは、視神経に対し、後毛様体動脈部経由で十分な血流が行き渡らず

に発症すると考えられている急性虚血性疾患です。ＮＡＩＯＮは、一般的には突然痛みも伴

わずに発症し、結果的に失明してしまう場合も多くあり、発症した患者の大半は、視力障害

が持続します。これまでのところ、ＮＡＩＯＮには有効な治療法が確立されていません。 

 

************************** 

 

以上、引き続き最善の運用を行うべく努力していく所存です。今後ともよろしくお願い申

し上げます。 

 

敬具 


