
1/2  

 

Press Release  
 

2022年 9月 30日 

 

血友病 A治療薬 efanesoctocog alfa  

日本での承認申請のお知らせ 
 

血液凝固第Ⅷ因子活性を高く維持し 

血友病 A患者のアンメットニーズ改善の可能性 

 
 
サノフィ株式会社（本社：東京都新宿区、代表取締役社長：岩屋孝彦、以下「サノフィ」）は、血友病 Aに対する

治療薬として開発を進めている efanesoctocog alfa（国際一般名）について、本日、日本で承認申請をしま

したので、お知らせいたします。efanesoctocog alfaは承認が得られた場合、フォンビレブランド因子に依存

しない薬理作用を持つ初めての凝固第 VIII因子製剤となる見込みで、従来の製剤と比べて半減期が延長さ

れたことにより、週一回の投与でその活性を週の大半にわたり正常～ほぼ正常範囲（40 IU/dL超）に高く維

持することが可能になります。 
 

血友病 Aは稀な遺伝性疾患で、第 VIII因子の欠乏により血液が凝固する機能が損なわれます。血友病患者

に出血が発生すると、痛み、繰り返される出血による不可逆的な関節損傷、生命が脅かされるような出血に至

るおそれがあります。凝固因子製剤の投与が治療の基本で、様々な治療シナリオがあります。 

 

今回の承認申請はピボタル第 III 相 XTEND-1 試験で得られた肯定的な結果に基づいています。 

⚫ ピボタル第 III 相 XTEND-1 試験において、第 VIII因子補充療法を受けた経験のある 12歳以上の

重症血友病 A 患者（n=159）における efanesoctocog alfa の週 1 回投与の安全性、有効性と薬物

動態を検討しました。2022年 7月の、第 30回国際血栓止血学会（ISTH）でも試験結果が発表されま

した。本試験では、臨床的に意義のある出血抑制効果と、患者比較に基づく事前治療の出血抑制効果

に対する優越性が示されました。efanesoctocog alfa の忍容性は良好で、第 VIII 因子に対するイン

ヒビターの発現は認められませんでした。有害事象のうち、比較的高頻度（被験者全体の 5%超）で発

現した有害事象は、頭痛、関節痛、転倒及び背部痛でした。 

⚫ efanesoctocog alfaの投与により、第 VIII因子製剤の投与歴のある患者さんの身体的な健康状態、

疼痛の強度、関節の状態が統計的に有意かつ臨床的に改善されました。 

 

なお、efanesoctocog alfaは FDAより、2022年 5月に第 VIII因子製剤として初のブレークスルーセラピ

ー（画期的治療薬）指定を受けました。また、FDAは efanesoctocog alfaを 2017年にオーファンドラッグに

指定、2021年 2月にファストトラック審査の対象に、2022年 8月に優先審査品目に指定しています。 

EU における承認申請は、現在実施中の小児を対象とする XTEND-Kids 試験のデータが得られ次第行う予

定で、データ取得と承認申請はともに 2023年の見込みです。 2019年 6月には欧州委員会(EC)よりオーフ

ァンドラッグ指定を受けました。 

 

サノフィはこれからも、ブランド使命である科学のもたらす奇跡を追求し、希少血液疾患領域において日本の患

者さんとそのご家族や医療関係者へさらなる貢献をしてまいります。 

 

 

https://www.sanofi.co.jp/dam/jcr:4ecce05b-bf32-4b0d-b8a1-a05bffc87142/220722.pdf
https://www.sanofi.com/en/media-room/press-releases/2022/2022-06-01-07-00-00-2453803
https://www.sanofi.com/en/media-room/press-releases/2022/2022-06-01-07-00-00-2453803
https://www.sanofi.com/en/media-room/press-releases/2021/2021-02-18-07-00-00
https://www.sanofi.co.jp/dam/jcr:d9295748-57f9-4bd4-a0bf-385bf4972533/220909.pdf
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第 III相 XTEND-1試験(NCT04161495)について 

第 III 相 XTEND-1 試験（NCT04161495）は、第 VIII 因子補充療法を受けた経験のある 12 歳以上の重

症血友病 Aの患者（n=159）における efanesoctocog alfaの週 1回投与の安全性、有効性と薬物動態を

検討する目的で実施した非盲検非無作為化介入試験です。 試験は、定期補充療法群（A 群、n=133）とオン

デマンド療法群（B群、n=26）の二つの並行群から構成されます。A群は、試験参加前に第 VIII因子の定期

投与を受けていた患者さんで構成され、試験中に efanesoctocog alfa 50 IU/kgの週 1回投与を 52週間

受けました。B群では、試験参加前に第 VIII因子のオンデマンド療法を受けていた患者さんで構成され、試験

前半 26週間は efanesoctocog alfa 50 IU/kgのオンデマンド療法を受け、後半 26週には週 1回の定期

補充療法を受けました。 

主要評価項目は、A 群における年間出血率（ABR）としました。重要な副次評価項目は、XTEND-1 試験への

参加前に観察試験（242HA201/OBS16221）に参加した A 群の患者を対象として、観察研究中の既存の第

VIII因子製剤による定期補充療法実施時の年間出血率と efanesoctocog alfa週 1回投与時の年間出血

率 の患者内比較を行いました（Study 242HA201/OBS16221）。 

 

efanesoctocog alfa (BIVV001)について 

efanesoctocog alfaは、血友病 A患者に対して週 1回の定期補充療法により、従来より長期間持続する出

血抑制効果を得ることを目的として現在開発を進められてきた、新たな遺伝子組換え型第 VIII 因子製剤です。 

本剤は、革新的な Fc 融合技術に加えてフォン・ヴィレブランド因子（VWF）の一部と XTEN®ポリペプチドを組

み込むことで、より長時間にわたり循環血中に存在できるよう設計されています。 現行の第 VIII 因子製剤の

半減期は、フォン・ヴィルブランド因子の半減期に依存しますが、本剤はこの制限を受けないことを明らかにし

た初の第 VIII因子製剤候補です。 

サノフィと Sobiの提携について 

Sobi とサノフィは、オルプロリクス®およびイロクテイト®の開発と事業化を連携して進めています。両社は、

efanesoctocog alfaの開発と事業化においても連携しています。 Sobiは、同社の担当地域（基本的には欧

州、北アフリカ、ロシア、中東市場の大部分）における開発と事業化に関する最終的な権利を有します。 サノフ

ィは、北米と、Sobiの担当地域以外の全世界において開発と事業化に関する最終的な権利を有します。 

Sobi® について 

Sobiは、希少疾患の人々の生活を変えることを目的とする国際的バイオ医薬品企業です。 Sobi は、血液疾

患、免疫疾患およびスペシャルティ領域における革新的治療について、持続的なアクセスを提供しています。

現在、Sobi は欧州、北米、中東とアジアで約 1,600 名の従業員が活動しています。 2021 年の Sobi の収

益は、155 億スウェーデンクローナでした。  Sobi は、ナスダックストックホルムに上場しています

（STO:SOBI）。 Sobi に関する詳細は、sobi.com、LinkedIn および YouTubeでご覧ください。 

 
 

 

 

サノフィについて 

サノフィは、人々の暮らしをより良くするため、科学のもたらす奇跡を追求する、というゆるぎない使命を原動力に進み続ける革新

的でグローバルなヘルスケア企業です。約 100 ヵ国の社員は、医療を変革し、不可能を可能に変えるため、日々研鑽に努めて

います。私たちは、社会的責任と持続可能性を企業の本質とし、画期的な医薬品や生命を守るワクチンを開発し、世界何百万も

の人々に届けていきます。 

 

日本法人であるサノフィ株式会社の詳細は、http://www.sanofi.co.jp をご参照ください。 

 

 

https://protect-de.mimecast.com/s/0XDYCOgmB6S5n9A73uEzp4U?domain=sobi.com/
https://protect-de.mimecast.com/s/aZLiCPjnDWuvWr4jQI0NuuB?domain=linkedin.com/
https://protect-de.mimecast.com/s/aZLiCPjnDWuvWr4jQI0NuuB?domain=linkedin.com/
https://protect-de.mimecast.com/s/uav9CQkoEgsBOE627sM8Epw?domain=youtube.com
http://www.sanofi.co.jp/

