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Lucerastat：グローバル・フェーズ3試験中の経口ファブリー病治療薬
Commercial

グローバルでの承認申請は早ければ2029年、日本での上市は2030年代前半を予定

主な契約条件

Ph3段階の導入品 Lucerastat:経口グルコシルセラミド合成酵素（GCS）阻害薬

対象地域
日本、韓国、台湾、およびAPACの一部市場*（中国を除
く）における独占的権利

契約一時金
700万スイスフラン（約850万米ドル／13億円）
NxeraがIdorsiaの日本・韓国事業を買収した際に事前に合意

開発
ネクセラはグローバルPh3試験の費用を一部負担し、
日本での臨床開発を主導

ロイヤリティ
Nxeraの販売地域における純売上高に応じてIdorsiaにロイヤ
リティを支払う

戦略的意義

 当社がフォーカスしているスペシャリティケア領域の希少疾患


開発後期段階でリスク低減が図られており、6年以上にわたり累計400名相当
（人数×年）のデータを蓄積

 米国およびEUで希少疾病用医薬品に指定された、差別化された経口薬

 契約一時金を抑え、Ph3費用の一部を負担：日本もグローバル開発に参画

 日本における4品目目：PIVLAZ®、QUVIVIQ®、AGAMREE®に続く

150億円超 日本における売上高ポテンシャル（1億米ドル超）

日本の希少疾患患者さまに最も革新的な新薬を届けることに今後も尽力する

Lucerastatは開発中でありいずれの国でも未承認。CHF/USD：1.2155 (2026年10月23日)。
ピーク時の売上高見込みは経営陣による推定値であり、Ph3試験の結果および承認の可否によって変動する可能性がある。円換算レート：1米ドル＝157円。

韓国、台湾およびその他APAC市場でのさら
なる成長余地

*ブルネイ、カンボジア、インドネシア、ラオス、マレーシア、ミャンマー、フィリピン、シンガポー
ル、台湾、タイ、ベトナム
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ファブリー病：日本の診断済み患者の約半数は未治療
Commercial

酵素補充療法からの切替に加え、経口薬の利便性を活かした未治療患者への普及にも期待

日本における治療状況治療の選択肢ファブリー病

8%

42%

50%

Galafold (migalastat)

酵素補充療法

未治療（診断済）

ファブリー病治療薬市場

307億円
(2025年)

• 遺伝性疾患: 遺伝子に異常があり、脂肪性物質Gb3
を分解する酵素α-Gal Aが不足

• Gb3が蓄積:腎臓、心臓、神経系に進行性の損傷を
与える

あらゆる遺伝子型に対応する経口治療薬により、未治療の患者様や点滴投与の中止を希望する患者様への治療機会を広げる

出所：Idorsia Corporate Presentation、DelveInsight(主要7市場)、Nxera推計(日本の市場および治療構成)。
GCS：グルコシルセラミド合成酵素。ERT：酵素補充療法。

代替:
ERT（酵素補充
療法）

補助:
シャペロン療
法

阻害薬:
Lucerastat

現在の治療法

• α-Gal Aを一時的に代替また
は補完する

• 2週間ごとに点滴投与が必
要。または特定の変異型に
対しGalafold(migalastat)の
錠剤を服用

診断を受けた患者様(主要7市場)

16,000 → 21,000
2020年から2034年

世界のファブリー病市場

40億米ドル
2034年予測

Gb3の生合成 Gb3の分解 Gb3の生合成 Gb3の分解

LUCERASTAT

• 上流で作用し、酵素GCSを
阻害

• 変異の種類にかかわらず、
体内で産生されるGb3が減
少
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Commercial
Lucerastatの6年間の臨床データ
過去の無作為化フェーズ3試験と継続投与試験：Gb3を低下させ、長期にわたり良好な忍容性を確認

MODIFY試験：無作為化フェーズ3試験から非盲検継続投与試験へ

スクリーニング

6～7週間

二重盲検

6カ月

非盲検継続投与：全患者にLucerastatを投与

最長6年以上

Lucerastat（n=80）vs プラセボ（n=37）、
2:1

118

無作為化

107

継続投与へ移行

84

24カ月時点

55

42カ月時点

Gb3低下：6カ月時点で血漿中Gb3がプラセボ比874 ng/mL低
下。プラセボ群も切替後に低下し、長期投与では約51%低下

率直な評価：主要評価項目（6カ月時点の神経障害性疼痛）
は未達。ファブリー病では疼痛での評価が難しく、承認申請に
向けた開発は腎臓を軸に構築

血漿中Gb3：Lucerastat vs プラセボ

血漿中Gb3のベースラインからの変化量（ng/mL）。Nordbeck P et al., Nat Commun 2026

399  人×年の投与実績 48カ月 投与期間の中央値 15%  副作用による投与中止 なし 想定外の重篤な有害事象

Lucerastatはファブリー病の原因物質であるGb3を低下させ、6年間の安全性データを蓄積

Lucerastatは開発中の薬剤であり、いずれの国でも未承認。出典：Nordbeck P et al., Nat Commun 2026；Idorsia社（42カ月時点の中間安全
性データ）。Gb3の差は階層的検定における名目上の結果。
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Lucerastatの腎機能改善効果と承認申請スケジュール
Commercial

長期データでは腎機能低下が約半分に抑制

腎機能（eGFR）の低下：MODIFY試験前2年間 vs Lucerastat投与中

-3.50
-4.32

-6.18

-7.75

-1.64
-2.05

-2.49
-3.43

全患者（n=93）
53%抑制

古典型の男性（n=43）
53%抑制

eGFR <90（n=30）
60%抑制

抗ERT抗体陽性（n=16）
56%抑制

MODIFY試験前2年間 Lucerastat投与中

eGFRスロープ（mL/min/1.73m²/年）。42カ月時点の非盲検継続投与試験と各患者の投与前スロープを
比較。

腎生検サブスタディ

古典型ファブリー病の男性6例、Lucerastat投与期間中
央値56カ月：

• 腎臓のGb3沈着は低値～なし。

• 6例中5例が「なし／微量」と評価

FDAと合意した承認申請プログラム

FAB-KLEAR  ピボタル生検試験、n≈16：18カ
月時点の腎Gb3を評価。2026年10月開始

FAB-SWITCH  n≈74：酵素補充療法（ERT）と
の腎機能比較

申請 早ければ2029年（Idorsia社、米国・欧
州）

日本 当社が開発を主導、
2030年代前半の上市を目指す

フェーズ3で腎臓データが確認されれば、Lucerastatは全てのファブリー病患者に向けた初の経口治療薬となる可能性

Lucerastatは開発中の薬剤であり、いずれの国でも未承認。出典：Wallace E et al., Mol Genet Metab 2026;147:109659；Germain DP et al., Mol Genet Metab 2026;147:109423；Idorsia社
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Midtown East,
9-7-2 Akasaka 
Minato-ku
Tokyo 107-0052

Japan

F17, 410 Teheran-
Ro
GangNam-Gu
Seoul 06192

South Korea

Steinmetz Building
Granta Park,
Cambridge
CB21 6DG

United Kingdom

Office 26.01
Flexoffice Messeturm 
26th Floor
Messeplatz 10
CH-4058 Basel

Switzerland

Burleigh-on-the-Strand

355-359 Strand

London

WC2R 0HS

United Kingdom
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主要拠点
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