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登壇 

 

井村：本日は小野薬品の R&D 説明会にご参加いただきまして、誠にありがとうございます。 

定刻となりましたので、ただ今より会場参加とオンライン参加のハイブリッド形式にて、R&D 説

明会を開催させていただきます。 

早速ですが、はじめに本日の出席者をご紹介します。 

東京会場からは、代表取締役社長 COOの滝野が出席しています。続きまして、2月に米国で承認

された ROMVIMZA をご紹介するべく、米国のボストンから Decipheraの社員 3名が登壇してお

ります。Executive Vice President, Chief Medical Officer のMatthew Sherman、Executive Vice 

President, Global Chief Commercial Officer の Margarida Duarte、Senior Vice President, US 

Commercial,のMichelle DiNapoliです。 

 

 

滝野： 本日の R&D Dayでは、この 2月に米国で上市いたしました ROMVIMZA を中心に、

Decipheraの製品群に関して、皆さんに私どものエキサイトメントと期待をぜひ共有したく、開催

いたしました。 
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冒頭お話がありましたように、われわれが買収いたしましたボストンの子会社 Decipheraから、

担当の責任者が、ご説明を差し上げるようにしています。 

ぜひ皆さん、日頃なかなか私どもでは答え切れないようなところもありますので、そこをご質問い

ただければと思います。どうぞよろしくお願い申し上げます。 

 

私からは、イントロで数枚説明いたします。 

まず、先日の決算発表会でもご紹介しました、Deciphera単体での業績の動向についてまとめてい

ます。 

今後は、当社がグローバルスペシャルティファーマを目指すなかで、もともと当社が単独で進めて

まいりました米国の子会社、Ono Pharma USA（OPUS）の機能、人員を今年の 7月をめどに、

Decipheraに統合していく予定です。 

実際、1剤目の QINLOCK に続き、2剤目の ROMVIMZAが米国で承認され、欧州でも近い将来、

また上市できるようになると期待をしております。今のところは順調に両剤とも進捗していると考

えております。 

今年度は 2剤でおよそ 400億円程度の売上を見込んでいます。それに加えまして米国子会社を統

合していくことで、基盤、あるいはプロセス、ガバナンスといったものをさらにしっかり整備して

いく、大事な年になってくると考えています。 
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こちらは、時々お示ししているオプジーボを除いた開発パイプラインの一覧です。 

黄色のハイライトで示しているところが Deciphera由来のパイプラインです。 

既に上市済みのものも加えまして、フェーズ 1、2段階にもいくつかあって、期待もしているとこ

ろです。こちらも後ほど、Chief Medical Officerの Matthew Shermanから簡単に紹介します。 

また、今年度中に FDAに承認申請予定の Tirabrutinib（ONO-4059）、そして先日グローバルでの

権利を導入しました、Ionis社からの Sapablursenにつきましても、今後は Decipheraを中心にグ

ローバルで開発、販売を進めていくことになります。 

そのほか早期ステージの開発プロジェクトに関しましても、グローバルでの臨床試験は Deciphera

とともに進めていく予定です。 
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このスライドは、簡単にこれまでお話ししてきたことをまとめたイメージ図です。順調に事業の統

合に向けて進んでいるということです。 

今後は、繰り返しになりますが、Decipheraを中心として、グローバル展開を加速させてまいりた

いと思います。 
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こちらも、既に決算発表では掲示したスライドですが、当社の今後 10年の売上の成長イメージを

示しています。 

今後、当社は糖尿病関連の製品、あるいはオプジーボの特許満了に伴い、売上の減少部分も予想さ

れてはいるものの、Decipheraの 2製品、QINLOCK、ROMVIMZAに加えまして、VELEXBRU、

Sapablursenなどの複数のグローバル製品で、売上を加速させていく予定です。 

またオプジーボの皮下注製剤に関しましては、米国、欧州で発売されたこともあり、こちらのロイ

ヤルティがその発売から 10年間、得られる見込みとなりました。 

一方、国内市場におきましても、今後、てんかん治療剤 cenobamate（ONO-2017）、あるいは先

日提携を発表した、変形性膝関節症の治療剤 Gel-Oneなどの薬剤も、成長に貢献してくると期待

しています。 

もちろん自社開発品である多くの化合物、例えば ONO-2020、ONO-1110、ONO-4578など、いく

つも楽しみなものがございます。これらを成功させていくことで、全体的には次の成長フェーズに

つないでいけるものと考えております。加えて、ライセンス導入に関しましても従来どおり、積極

的に取り組んでまいることで、パイプラインの強化にも引き続き尽力してまいります。 

ではこの図のオレンジ色の部分の拡大、推進を担っている Decipheraの担当責任者から、

ROMVIMZA を中心にプレゼンテーションをさせていただきたいと思いますので、バトンを渡した

いと思います。 

井村：続いて、まず開発の責任者のMatthew Sherman からお話しいたします。 

 Matt：本日はご参加いただき、ありがとうございます。Mattと申します。Chief Medical Officer

をやっております。本日は Global Chief Commercial OfficerのMargarida Duarteと、US 

Commercialの Michelle DiNapoliが同席しております。 
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最初に、腱滑膜巨細胞腫、TGCT と、当社が新たに承認を受けました医薬品 ROMVIMZAについ

て、ご説明をします。TGCTは激しい痛みとか腫れとか、こわばり、そして運動機能の喪失を伴

う、難治性の慢性疾患であります。患者の日常の生活や生活の質、また特に就労や自立した生活を

送る能力に、重大な制限を及ぼすような可能性があります。 

TGCTの患者さんの多くは 30代、40代、または 50代で診断され、通常は平均的な寿命を期待で

きますが、有効な治療法がない場合は、この疾患は患者さんが日常において活発で健康な生活を送

る能力に、重大な影響を及ぼす可能性があります。 
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TGCTは患者さんの生活に重大な影響を及ぼしますが、依然として重大なアンメットニーズが存在

しております。多くの患者さんにとって手術は選択肢となり得ず、手術を受けた方でも病気の再発

を経験する可能性があります。 

こうした手術は長期、かつ痛みを伴う回復期間のリスクを伴います。深刻な障害を起こす可能性も

ございます。 

ROMVIMZA は TGCTに対する FDA に承認された治療法として、ブラックボックスの警告や

REMSのプログラムを必要としない初めての薬剤です。また現在、ヨーロッパでは TGCTに対す

る承認された治療法が存在しないため、治療のギャップが依然として存在しています。 
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FDA 承認の製品ラベルを指示するデータを検索するために、少し説明いたします。 

フェーズ 3のMOTION試験は、手術が適さない TGCTの患者さんにおける、ROMVIMZA の有効

性と安全性を評価するために設計されました。123名の患者が 2対 1の割合で ROMVIMZA、また

はプラセボにランダムに割り当てられました。 

本研究の主要評価項目は、25週時点で、プラセボを対照とした客観的な奏効率 ORRでした。ORR

に加えて、MOTION試験では全体的な有効性の評価に不可欠な、複数の主要な副次評価項目を評

価しています。こうした患者さんの症状や機能の評価指標は、治療方針の決定にきわめて重要な役

割を果たしまして、TGCTの治療を開始し、継続する患者さんの意欲にも影響を与えます。 
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2023年 10月ですが、当社はMOTION試験で ROMVIMZA が主要評価項目を達成し、25週時点の

奏効率（ORR）においてプラセボと比較して、統計学的に有意、かつ臨床的に意味のある改善を示

したと報告いたしました。 

左の図では、ROMVIMZA の奏効率は 40%でした。プラセボは 0%です。そして p値に関しては

0.0001未満の非常に高い優位性を示しました。 

ROMVIMZA は腫瘍体積スコアであるとか、可動域、肢体機能、こわばり、生活の質と、および最

も強い痛みの反応を持つ六つの主要な副次評価項目を、全てにおいて著しい改善を示しました。 

これらの結果はプラセボと比較して臨床的に有用であり、統計学的にきわめて有意でありました。

主要な副次評価項目である、腫瘍体積スコアによる奏効率において、ROMVIMZAはプラセボの

0%に対し、67%の奏効率を示しています。 

これらの印象的なデータを踏まえまして、ROMVIMZA が FDA の承認を取得し、必要とする患者

さんにご提供できることを大変嬉しく思っております。 
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TGCTは、患者さんの可動域に著しい影響を与える可能性があります。 

ROMVIMZA は投与した患者さんにおいて、25週時点でプラセボ群と比較して自動的可動域の 5

倍、改善したことは、大変喜ばしい結果でありました。ROMVIMZA の治療を受けた患者さんで

は、18.4%の改善が認められたのに対し、プラセボ群では 3.8%となっています。 

 

25週時点の 2次評価項目において、ROMVIMZA はプラセボを上回る効果を示しています。 
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これらの改善は、統計学的に有意、かつ臨床的に意味のあるものである点に注意が必要でありま

す。 

 

これらの 2次評価項目における改善は、さらにここで示されています。 

客観的腫瘍奏功の有無にかかわらず、ROMVIMZA を投与された患者の 40%以上が、三つ以上の臨

床的アウトカム評価で奏効を示したのに対して、プラセボのほうでは 6%でありました。 
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治療中に発生した最も一般的な有害事象は、通常グレード 1、2でありました。患者全体の 5%を

超える患者で発生した唯一のグレードの 3、または 4の事象は CPK値の上昇でありました。 

この CSF1の受容体阻害の既知の効果と一致しまして、血中酵素の増加が観察される点に注意が必

要です。CSF1の受容体阻害は、肝臓のマクロファージ由来のクッカー細胞が、これらの酵素を貪

食する能力に影響を及ぼし、その結果、血液中の酵素レベルの上昇があるわけです。 

この観察結果は、TURALIOで報告された胆汁うっ滞性肝毒性とは異なります。MOTION試験、お

よびフェーズ 1、2の試験においても、肝毒性は観察されておりません。ROMVIMZA では治療関

連有害事象により治療を中止した患者は 6%でありました。さらに薬剤における肝障害や毛髪、あ

るいは皮膚の脱、色素沈着といった例は認められませんでした。 

 

要約すると、ROMVIMZA はMOTION試験の主要なエンドポイント、および主要な副次エンドポ

イントにおいて、卓越した結果を示しています。TGCTの患者さんにおける臨床的、および機能的

な利益を証明しました。さらに同品は良好な忍容性を示していますし、安全性プロファイルは以前

に開示されたデータと一致しています。 

先ほど述べましたように、本剤に関しては TURALIOで観察された胆汁うっ滞性肝毒性の証拠は認

められませんでした。既存治療薬とは異なりまして、同剤に関して、ブラックボックス警告は付い

ておりません。 
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これらの結果に基づき、当社は ROMVIMZA が、TGCTの患者さんにおける新たな標準治療となる

可能性を有すると考えております。 

 

次に、ROMVIMZA にとって興奮すべき追加の機会であります、慢性移植片対宿主病（慢性

GVHD）について説明します。 

この慢性 GVHD は、同種造血細胞移植を受けた患者さんの 30から 50%で発症しまして、アメリ

カでは 1万 4,000人といわれております。ここにもアンメットニーズがあります。ステロイド治療

に反応しないからであります。 

経口剤として、当社は ROMVIMZA 単剤療法、またはほかの経口療法との併用療法として、CSF1

受容体治療のベストインプラクティスの治療選択肢となる可能性があると感じております。 

当社は昨年第 4四半期に、慢性 GVHD患者を対象とした ROMVIMZAの単剤療法に関する第 2相

試験を開始し、現在患者さんの募集を積極的に進めております。ご覧のとおり、ROMVIMZA は

TGCT、および慢性 GVHD において、多くの期待を寄せられております。 

では続いて、Global Chief Commercial OfficerのMargarida Duarteにバトンタッチし、TGCTの

市場の活況と、商業的機会について説明します。 
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Margarida：次に TGCT市場の概要と期待について説明をし、その後、Michelle DiNapoliに米国

での ROMVIMZA の最近の販売に関する詳細を共有してもらいたいと思います。 

Decipheraでは、私たちは今組織として大きな転換点に立っており、そして最大限の功績を発揮し

ていると誇りを持って申し上げます。 

最近、複数の製品を持つ会社になりました。QINLOCKは３つの TKI後の GISTの治療薬として、

40カ国以上で承認をされており、ROMVIMZAは現在アメリカで承認をされています。そしてまた

欧州の医薬品庁でもレビューされています。また情報が追加されましたら、皆さんにご報告するこ

とを楽しみにしています。 

Mattから今ありましたように、TGCTには大きなアンメットメディカルニーズがあります。今あ

る治療の選択肢では満たされていません。ROMVIMZA が FDA に承認されると、この治療薬の秘

める大きな可能性が解き放たれ、この慢性、かつ日常生活に支障を来す症状に苦しむ患者さんに、

本当に意味のある影響を与えることができるようになります。 

ROMVIMZA の臨床プロファイルを見ると、なぜその可能性にこんなにも私たちがエキサイトして

いるかをお分かりいただけるのではないかと思います。このプロファイルは、とても説得力があり

ます。差別化された製品で、患者さんに示された有用性から、マーケットシェアを取れるポジショ

ンにあり、また市場も成長しています。TGCTの患者さんに大きなインパクトを与えるものと信じ

ています。 
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もちろん、これを可能にしてくれたのは全身全霊をささげて取り組んでくれたチームのおかげで

す。このチームは、信じ難い高いモチベーションをもって、ROMVIMZAを患者さんにとどけ、そ

して QINLOCK の成功に続こうと取り組んでいます。Decipheraは本当に今、エキサイティングな

ときにあります。 

 

既に QINLOCK で達成した成功の上にさらに成功を続けるため、Decipheraは今、非常に良いポジ

ションにいます。複数の成長ドライバーが継続的に進捗しています。 

ROMVIMZA の上市に向け、われわれは多くの腫瘍専門医と仕事をしていますが、彼らの多くは

QINLOCK を上市してから過去 5年間、われわれが一緒に仕事をしてきた腫瘍専門医と同じ人たち

で、GISTと TGCTで処方をする医師は同じ医師であることが多いのです。 

既知の腫瘍専門医とオーバーラップしていることで、われわれのアプローチをほかにないかたち

で、合理的に進めることができます。資本効率の高いコマーシャルフットプリントを含む複数の利

点を提供し、上市の時点で鍵となる処方者との強い関係を活用することができます。 
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TGCTの患者さんに大きな利益をもたらすチャンスがあり、私たちはそれを最大限に活用して治療

の標準を変えるための非常に良い位置にいると考えています。現在の最優先事項は、米国での

ROMVIMZA の成功した発売を実現することであり、FDA承認後の数ヶ月間で見られる成果に非常

に期待しています。 

このチャンスを活かすためには、TGCTの患者さんの治療過程と市場の状況を深く理解することが

重要です。発売時のターゲットは、全身療法で診断・治療され、腫瘍専門医の診察を受けている約

1,400人の新規の患者さんと 9,000人の既存の患者さんです。 

この主要な患者グループは大きな市場を形成していますが、可能性はさらに広がります。約 1,400

人の新規患者だけを基に、米国での市場機会は 7億ドルと見込んでいます。 

この中心的な機会に加えて、将来的な成長のための大きな可能性がまだまだあると思っています。

具体的には、まだ腫瘍専門医にかかっていない患者さんや、ヨーロッパでの展開です。ヨーロッパ

では、TGCTに対する承認された治療法がまだないので、そこにもチャンスがあると期待していま

す。 
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要するに、TGCTにはまだ活用されていない大きな機会があり、ROMVIMZA の優れた臨床プロフ

ァイル、差別化されたラベル、そして献身的で才能あるチームのおかげで、それを開拓できると信

じています。この可能性を実現するためには、患者層における主要な課題に取り組む必要がありま

す。現在、腫瘍専門医に診てもらっている患者さんは一部に過ぎず、多くの方がフォローアップを

逃したり、成功しない手術や痛み止めのサイクルに陥ったりしています。 

認知度と教育をさらに進め、ROMVIMZAの発売と他の製品の将来的な発売により、TGCTの治療

のために腫瘍専門医と関わる患者さんの数を増やし、最終的には TKIで治療されるようにします。

この変化は、今後数年間で TGCTの治療環境を変革する大きな機会を示しており、長年解決策を

待ち望んでいた患者さんにとって大きな利益となります。 

それでは、ROMVIMZAの米国での商業発売についてMichelle DiNapoliに話を引き継ぎます。 
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Michelle： ROMVIMZAが最近 FDA で承認されたことは、大きなマイルストンです。TGCTの患

者さんの新しい治療の選択肢のニーズが、非常に高いことを示しています。 

ROMVIMZA が FDA の優先審査プログラムで承認されたことは、TGCTの患者さんのアンメットメ

ディカルニーズが高いこと、そしてMOTION試験から強力な重要なデータが出たことを示してい

ます。 

臨床データの裏付けは非常に重要であり、特に ROMVIMZA が治療を必要とする患者層において、

ROMVIMZA は TGCTの症状があり、外科切除により機能制限が悪化したり、深刻な健康障害の可

能性があったりする患者さんを対象としています。 

この適応は外科手術がベストでない選択肢ではない場合に、TGCTの患者さんに重要な別の治療法

を提示することになり、かなりの数の対象患者群がいると考えています。 

この適応は、手術が最適な選択肢でなくなった場合に TGCTの患者さんにとって重要な代替手段

を提供し、意義のある対象患者層を示していると考えています。ROMVIMZA の承認は早くからポ

ジティブに受けられています。それは、ポピュラーなオンコロジーニュースアウトレットを含め、

キーオピニオンリーダー、そして大切なことですが、患者支援団体などからの声が聞かれます。こ

の上市後すぐに得た反応は、これから ROMVIMZA がより広いインパクトを持つことを強力に示し

ています。 
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市場からの TGCTに関する教育のニーズでは、患者支援団体、特に TGCTサポートと呼ばれる支

援団体が、世界中の TGCT患者のための、重要で信頼されたガイダンスのもととなっています。

ROMVIMZA の承認に関する認知を高め、臨床データに関して患者さんに教育するにあたっての彼

らとのパートナーシップは重要な役割を果たしており、この新しい治療選択肢について、患者さん

に情報を提供する重要なリソースとなっています。 

 

 

さらに NCCN（全米総合がんネットワーク）のガイドラインは、ROMVIMZA の承認から数週間で

情報が更新され、ROMVIMZA をカテゴリー1の格付の中で強力なデータがある、推奨される治療

法として加えられました。 

ガイドラインにこのようにすぐに入れられたことは、治療法として ROMVIMZA の価値がすぐに認

識されたことを示しています。 

NCCNガイドラインは、がん治療における臨床の方向性とポリシーの標準として認識されており、

上市後すぐに ROMVIMZA が加えられたことは、全身性 TGCTの新しい標準治療への道が開かれ、

患者さんがアクセスできるようになったということです。 
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ROMVIMZA は米国では TGCTを適応とした二つ目の TKI（チロシンキナーゼ阻害剤）です。既存

薬と ROMVIMZA には、いくつかの重要な違いがあります。特に FDA の承認ラベルについて違い

があります。 

特に注目すべきは、安全性プロファイルです。既存薬は肝毒性と致命的な肝障害というブラックボ

ックスの警告があり、治療を中止してもリスクが軽減されない可能性があります。こうした深刻な

安全性の懸念から、既存薬は治療期間中、頻繁な患者のモニタリングを行い、安全性を確認するた

めに、FDA が実施する医療品のリスク評価、および緩和戦略（REMS）プログラムの下でのみ処方

されます。 

これに対し、ROMVIMZA はより良い安全性プロファイルを有しており、深刻かつ致命的な肝機能

障害は ROMVIMZA では見られておりません。それゆえ、ROMVIMZAは REMSプログラムの対象

ではありません。この重要な違いが医師と患者の両者に、非常に好ましく受け入れられていると考

えます。 

また安全性に加え、ライフスタイルと利便性においても、二つの治療には大きな違いがあります。

ROMVIMZA には、患者さんに利便性と柔軟性を提供する特徴があります。 

具体的には ROMVIMZAは週 2回投与と服薬の頻度が少なく、対する既存薬は 1日に 2回です。ま

た ROMVIMZAは食事制限や、避妊に関する制限もありませんし、既存薬に見られたような、毛髪

と皮膚の色素の変化もありません。これらが患者さんにとって、非常に重要であることが分かって

います。 
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Decipheraが TGCTに対する ROMVIMZA の採用を促進するアプローチは、2つの重要なステーク

ホルダー、すなわち腫瘍専門医（内科医と整形外科医の両方）および患者に焦点を当てています。

これらのステークホルダーと効果的に関わるためには、まずそれぞれの周囲のダイナミクスを理解

することが重要です。 

腫瘍専門医に関しては、TGCTのために腫瘍専門医に紹介される患者さんは、しばしば症状のある

病気のために手術以外の治療オプションを求めています。これらの方々は、以前に手術を受けたこ

とがあるかもしれませんし、ないかもしれませんが、手術を受けた患者さんは再発性の病気を持っ

ている可能性が高いです。米国では、腫瘍専門医が TKIの処方の大部分を行っています。しかし、

現在彼らのケアを受けている TGCT患者の 50%しか TKIで治療されていません。これは、利用可

能な治療法に対する信頼の欠如が原因であることが多いです。 

その結果、現在腫瘍専門医のケアを受けている症状のある患者さんの多くが TKIで治療されていま

せん。これらの患者は、全身療法の必要性が高まる可能性が高いです。この治療のギャップは、

ROMVIMZA にとって大きな機会を提供します。 

TGCTは、学術センターと地域社会の両方で肉腫治療者によって治療されています。そのため、こ

れらの患者を診る医療従事者と、Decipheraの商業チームが QINLOCK のために関与している医療

従事者との間には非常に高い重複があります。これらは馴染みのある医師であり、QINLOCK と

ROMVIMZA の両方にとってシナジーのある接点です。 
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これらの医療従事者に対して ROMVIMZA を差別化し、TGCTにおける未充足のニーズを強調し、

より良い代替手段を求める患者の声を増幅することが、Decipheraの主要な発売目標です。しか

し、腫瘍専門医にだけアプローチするだけでは不十分です。TGCTの患者さんは、新しい治療オプ

ションの需要を促進する上で重要な役割を果たしており、他の腫瘍性疾患よりもその傾向が強いで

す。 

TGCTの患者さんは、病気に関するリソースや教育の不足から、患者支援団体と非常に組織的に関

わっています。このグループは、特に最初の再発後や衰弱させる手術と長い回復期間の経験から、

手術に不満を持ち、情報や代替オプションを求めています。 

TGCTにおける生活の質への焦点から、患者は治療の決定や医師の処方意欲に強い影響を持ってい

ます。これらの患者はしばしば追加の手術を拒否し、他のオプションを求めて自己主張し、腫瘍専

門医や肉腫専門医に自ら紹介することもあります。 

 

ROMVIMZA の承認を腫瘍専門医に認知させ、腫瘍専門医と相談して非手術的な治療オプションや

新たに適応された TKIを検討する重要性を教育することは、ROMVIMZAの需要を促進する重要な

要素です。これまでに得られた好意的な反応を基に、腫瘍専門医との関わりを深め、認知度を高め

る努力から具体的な成果が見られています。 

私たちの目標で述べたように、発売から数ヶ月しか経っていないにもかかわらず、Decipheraは腫

瘍専門医に対する承認の認知を迅速に推進することに成功しました。この初期の成功は、腫瘍専門

医らのフィードバックに反映されています。これまでのところ、特に安全性プロファイルや現在利
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用可能な他のオプションに対する改善に関して、非常に好意的な反応を得ています。

 

同様に、患者さんを対象とした認知活動も好意的に受け入れられており、支援団体からは患者さん

がこの新しい治療オプションについて学び、腫瘍専門医と相談しているとの報告があります。患者

さんが処方情報を医師と共有し、ROMVIMZA の処方を求めているケースをいくつか聞いていま

す。
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全体として、ROMVIMZA の臨床プロファイルに関する好意的なフィードバックでは、特にその有

効性、安全性、忍容性、利便性について非常に満足されています。この好意的な反応は、これまで

に見られた多様な処方者グループによってさらに強化されています。これまでのところ、

ROMVIMZA の初期の処方者は、優れた肉腫センター、学術施設、地域施設、退役軍人病院などの

政府機関を含む幅広い基盤から来ています。米国各地で採用が見られています。これらの様々なセ

グメントからの早期の認知と採用は、これらのセンターでの持続的な採用の強力な指標であると考

えています。 

処方者の採用に加えて、患者さんのアクセスも重要な優先事項であり、強い進展が見られていま

す。予想通り、患者さんのアクセスは迅速で、広範な保険者のカバー、限定された新規市場、

ROMVIMZA の臨床プロファイルと価格に関する保険者からの全体的な好意的なフィードバックが

得られています。 

 

最後に、処方者や保険者からのフィードバックに加えて、ROMVIMZA が処方された最初の患者さ

んのプロフィールが、事前の市場調査で予想していた通りで、今後も広く使われ続けることを示し

ています。この一致は、ROMVIMZA が様々な患者のニーズに応えていることを示す重要なサイン

です。これまでに患者さんの中には、TKIを使ったことがない方、毒性のために他の製品がうまく

いかなかった方、他の TKIから切り替えた方、手術を受けたことがない方、手術後に再発した方が

いらっしゃることがわかっています。 
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ROMVIMZA が処方された様々な患者プロフィールは、TKI治療が TGCTにおいて広範な患者層と

市場成長の可能性を示す初期の指標だと考えています。初期段階での良好な受け止め方、多様な患

者プロフィールを考慮すると、ROMVIMZA は TGCTのベストインクラスの治療薬となり、既存の

類似製品が示した市場の可能性を超え、強力な基盤を築くチャンスがあると信じています。 

この成長の可能性は米国に限らず、ドイツでの発売の可能性や、さらにグローバルな市場拡大の機

会も存在します。また、慢性 GVHD への適応拡大の可能性や、その病態での商業化計画を探るこ

とにも期待しています。 

それでは、Decipheraの初期段階のパイプラインについて、Mattにお願いしたいと思います。 
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 Matt：では、キナーゼ阻害に対するわれわれのユニークなアプローチ、われわれの独自の探索プ
ラットフォーム、そしてそれが生み出したエキサイティングな初期段階のプログラムについて、ご

説明いたします。 

Decipheraでは、スイッチ制御アミノ酸、環境変異を利用しまして、ATP結合ポケットではな

く、スイッチ制御活性化ポケットを標的とする、特異性の高い分子を設計しています。これにより

キナーゼ選択性が向上し、オフターゲット効果が少なくなりますため、キナーゼ特異性が高くなり

ます。また薬剤が細胞内の ATPと競合しないため、力価の向上にもつながります。 
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ここに示す図に見られますように、弊社のスイッチコントロールプラットフォームは、複数の承認

薬と臨床段階の化合物を供給しております。弊社では QINLOCK と ROMVIMZA という二つの

FDA 承認薬を開発しており、さらに今年、PoCをやっているもの、あるいは臨床開発段階にある

化合物があります。 

われわれは将来のキナーゼ阻害剤、および活性化剤開発のために、持続的なプラットフォームを手

に入れることを考えています。 
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QINLOCK と ROMVIMZA の先にも、Decipheraの成長をけん引していく力のある臨床、研究パイ

プラインがあり、私たちは大変期待しています。 

DCC-3116は、ファーストインクラスの ULK キナーゼ阻害剤となる可能性を持っており、オート

ファジーを阻害することで、がんの耐性を予防します。 

DCC-3084は、ベストインクラスの Pan-RAFの阻害剤となる可能性があり、DCC-3009は第 2世

代のベストインクラスの Pan-KIT阻害剤で、GISTの原因となる KIT変異スペクトラムを阻害する

ように設計されています。 

そして DCC-2812は、総合的ストレス応答にかかわる GCN2キナーゼの、強力で選択的な活性化

剤です。 
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われわれ Decipheraは、これまでの仕事を大変誇りに思っていると同時に、今後も臨床開発にお

けるわれわれの仕事を追求してまいります。 

少人数ではありますがパワフルなチームで、現在 6つの開発プログラムに取り組んでいます。過去

数年の間には、25件以上の臨床プロトコルを 500拠点以上の研究拠点、25カ国でオープンし、

3,000人以上の参加者がそれを行ってきました。私たちは情熱的に、粘り強く、がんに苦しむ人々

の生活改善のために取り組み続けています。 
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質疑応答 

 

井村：ここからは皆様からのご質問をお受けしたいと思います。まずは会場の参加の方からお受け
したいと思います。シティグループ証券の山口様、よろしくお願いします。 

山口：いくつか質問があります。まずは、資料 22ページについてです。 

マーケットについてですが、まず患者数です。現在、既存薬での治療を受けている患者数を教えて

いただけますか。つまり、この 1,400人のうちの何人が治療を待っていらっしゃる方なのでしょう

か。既存薬で治療中の患者も含め、御社の対象患者数はどれぐらいでしょうか。 

Margarida ：このスライドは ROMVIMZA を待っている、あるいは待っていた患者さんの数とそ

の機会を示しています。 

既存の類似製品についての最初の質問ですが、どれだけの患者がこの製品を使っているか、あるい

は使っていたかを具体的に示すのは難しいです。事実を挙げると、昨年の公開情報によれば、この

製品は 2024年、つまり会計年度ではなくカレンダー年度で、米国で約 4,000万ドルの売上を上げ

ました。これが、既存の類似製品がどれだけの患者さんを治療しているかという前提のもとでの機

会を考える際に私たちが念頭に置いている数字です。 

次の質問についてですが、1,400人の内、ROMVIMZA を待っている新規患者についてでしたね。 

山口：はい。まだ待っていらっしゃる患者さんがいると思います。治療を待っていらっしゃる患者
さんがどれぐらいいらっしゃるのでしょうか。また手術を受けた後、待っていらっしゃる方も含め

て、1,400人のほかに、最初にこの治療法を受ける方って、どれぐらいの方がいらっしゃるのでし

ょうか。 

Margarida： 1,400人のほかに今、腫瘍専門医で診ていらっしゃる方ですね。腫瘍専門医に診ても

らっている方で、治療の必要な方、例えば疼痛の治療ですとか、ステロイド、TKIを受けていらっ

しゃる方、いろいろいらっしゃると思います。ただそのうち 50%、半数しか、この TKIを受けて

いません。 

よって、1,400人のうち半数しか、まだこの TKIの治療を受けておりませんので、多くの患者さん

が ROMVIMZAを待っている状況にあります。これがわれわれの今の患者プロファイルに入ってい

ます。TKIナイーブと呼ばれている患者さんたちです。この方たちが TKI、もしくは ROMVIMZA

を待っています。 
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山口：最後にこの Prevalentの患者さん、9,000人のところですけれども、この方たちは治療を受

けていらっしゃると考えていますが、こうした患者さんが実際に診断を受けて、そして治療を受け

るようになるにはどれぐらいかかるんでしょうか。 

Margarida：9,000人のこの患者さんたち、まずは既に腫瘍専門医にかかっています。ですので青

い部分、この 1,400人、そして 9,000人の二つを足した患者さんが、既に腫瘍専門医で治療されて

います。 

アメリカでは、多くの TKIの治療は腫瘍専門医が処方するようになっています。ですので、上市の

時点ではこの 1,400人だけではなくて、この 9,000人の患者さんのほうも対象にしています。そし

てこの３つのサイクルの差ですけれども、1,400人を入れるかどうか。どのように TKIを使ってい

るかということです。 

9,000人の患者さん群のところでは、例えば疼痛治療ですとか、ステロイドを使った治療が行われ

ています。ですので、私たちはこれから市場がまだまだ大きくなっていくと思っています。この

TKIを使われた患者さんは、これから増えていくと考えています。 

ここに示しますように、このブルーの部分の患者さんは TKIではなくても、既に腫瘍専門家による

治療を受けている方々になります。 

井村：大和証券の橋口様、よろしくお願いします。 

橋口 ：大和証券の橋口と申します。大きく二つあります。 

一つ目が承認されてからこの 3カ月ほどの間、どういった方が治療をスタートされていらっしゃい

ますでしょうか。これまで別の TKIを使っていた方が ROMVIMZA に切り替えている患者さんと、

これまで TKIによる治療を受けていなかった方で、つまりナイーブの患者さんで ROMVIMZA を始

めている患者さんと、どちらのほうが多い状況でしょうか。 

今後数カ月、これはどのように変わっていくとお考えでしょうか。 

Michelle：この発売初期に見られる患者プロフィールに非常に興奮しています。これまでに TKI

を使ったことがない患者さん、以前に TKIを使用していた患者さん、手術を受けたことがあるかも

しれないし、ないかもしれない患者さんを見てきました。発売初期にこれらすべてのタイプを知っ

ていることは非常に嬉しいことで、既存の製品等を使用していた患者さんにとっても、良い機会が

あると考えています。これらの患者さんの中には、期待していた効果が得られずに治療を中止した

人もいることを知っています。ですので、これらの患者層は今後 ROMVIMZA の良い候補者になる

と考えています。 
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また、既存の類似製品のプロフィールが医師や患者さんにとってその製品を採用する際の大きな障

害であったことも知っています。Margaridaが言ったように、全身療法が必要な患者がいることは

わかっていますが、治療オプションが好ましくなかったために腫瘍専門医への紹介がされていない

かもしれません。今では、腫瘍専門医が処方できるより良いオプションがあるため、紹介パターン

が増えると信じています。 

さらに、Margaridaが言ったように、腫瘍専門医のケアを受けている患者さんのうち、現在 TKIで

治療されているのは半分だけであり、治療オプションが好ましくなかったためにその治療率を上げ

ることができると考えています。ですので、これからも TKIを過去に使用した患者さん、既存の類

似製品やイマチニブを使用した患者さん、TKI治療が初めての患者さんを見続け、腫瘍専門医に評

価のために紹介される患者層を増やしていくと考えています。 

橋口 ：ありがとうございます。2点目はMattさんへの質問です。先ほど滝野さんのプレゼンテー

ションの中で、今後さまざまな開発品を Decipheraが中心になって開発していきたいというお話

をされていたと思います。 

Mattさんの目から見て、今の小野薬品のパイプラインで、どういった開発品に興味を持っていら

っしゃるか。Decipheraの力が最も生きるであろうとお考えのパイプラインがあれば、教えていた

だきたいと思います。 

また今後、第三者から新たな開発品を導入してくることへの意欲も、滝野さんはおっしゃっていた

と思いますが、Mattさんから見てどういった品目を獲得できると、Decipheraとしてはエキサイ

ティングかどうかを教えていただければと思います。 

 Matt：質問は Decipheraのパイプラインに関するもので、どの薬が私や Decipheraにとって特に

興味深いかということですね。 

まず、これまでの多くの年にわたる私たちの取り組みを強調したいと思います。まず、2020年に

GIST患者の治療のために QINLOCKを承認させたことです。私たちの最初の研究は、四次治療の

GIST患者を対象としたもので、これが FDA や EMA を含む世界 40カ国以上での四次治療 GIST患

者の治療承認に繋がりました。 

現在、Exon 11および 17/18に変異を持つ第二次治療 GIST 患者を対象とした INSIGHT研究が進

行中です。Exon 17/18の変異は、第二次治療患者に承認されているスニチニブが効果を発揮しな

い KITキナーゼのスイッチコントロールポケットを表しています。二次治療患者を対象とした

INTRIGUE研究に基づく探索的研究では、その特定の変異を持つ患者のサブセットで、QINLOCK
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の反応率は 44%であったのに対し、スニチニブは 0%でした。また、無増悪生存期間の中央値は、

QINLOCK が 14.2ヶ月であったのに対し、スニチニブはわずか 1.5ヶ月でした。 

その特定の変異を持つ第二次治療 GIST患者に対する QINLOCK の可能性に非常に期待しており、

54人の患者を対象とした確認的な第 III相試験 INSIGHTが進行中です。また、ROMVIMZA の慢性

移植片対宿主病への拡張も、ROMVIMZAの機会を増やす非常に良い機会となる可能性がありま

す。 

慢性移植片対宿主病の治療のために別の薬剤が承認されていますが、それは 2週間ごとの IV 投与

が必要です。そのため、慢性 GVHD 患者に対する経口療法のニーズは、治療医によって非常に求

められています。 

そしてもちろん、他のパイプラインも非常に興味深いものです。最近言及された新しい機会とし

て、小野薬品が Ionisから真性多血症の治療のためにライセンスを受けたアンチセンスオリゴヌク

レオチドであるサパブルセンのライセンス取得がありました。今後、このプログラムについての更

新を楽しみにしています。 

井村：SMBC日興証券の和田様、よろしくお願いします。 

和田 ：サイエンスの基礎的なお話でお伺いしたいんですけれども。ROMVIMZAの毒性、ペキシダ

ルチニブのほうでワーニングが出ていて、毒性が問題になっているんですけれども、その毒性の問

題となっているキナーゼが特定されているかどうかをお伺いしたいのが、まず 1点目です。いかが

でしょうか。 

 Matt：これは CSF1 受容体の阻害による効果ではありません。他の薬剤、例えばビムセルチニブ

や他の研究中の薬剤では、同じ胆汁うっ滞性肝毒性は見られていません。FDAと既存の類似製品に

ついて議論された文書によれば、これは特定のファーマコフォア、つまり患者の体内で生成される

その製品の代謝物に関連している可能性があり、胆汁うっ滞性肝毒性を引き起こすとされています。

したがって、これはその既存の類似製品に特有の効果であり、他の CSF1 受容体阻害剤では見られ

ないようです。  

和田 ：それに関連するところなんですけれども、37ページ目のところで、キナーゼインヒビター

のスイッチポケットを触っていますという話をされたんですけれども。いわゆるキナーゼ阻害薬の

中ではアロステリック型と呼ばれる阻害薬、それによってキナーゼ選択性が高いということなんだ

と思うんですけれども。38ページ目に記載いただいた 6種類のキナーゼ阻害薬は、いずれもアロ

ステリック阻害薬と考えていいのでしょうか。 
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 Matt：Decipheraが研究に注力しているのは、スライドの一つで示されたスイッチコントロール

ポケットを標的とするタンパク質キナーゼの低分子阻害剤です。このポケットは、ATP結合ポケ

ットとは異なるタンパク質の領域です。腫瘍学の分野で開発・承認されているほとんどの低分子キ

ナーゼ阻害剤は、ATP結合ポケットを標的とし、キナーゼが下流のタンパク質をリン酸化する際

に使用する ATP 基質と競合します。 

しかし、Decipheraはスイッチコントロールポケットを標的とすることで、活動が異なり、より選

択的で、細胞内の ATP濃度と競合しない薬剤を見つけました。次のスライドで示すパイプライン

は、すべてスイッチポケットキナーゼ阻害剤または活性化剤を表しています。例えば、GCN2は私

たちの最新の分子であり、今年ヒト試験を開始するために米国で IND（治験届）を提出しました。

これは、統合ストレス応答に関与し、細胞死を引き起こすキナーゼの活性化剤です。 

井村：続きまして、ゴールドマン・サックス証券の植田様、よろしくお願いします。 

植田 ：既存の類似製品との比較を示された今、ビムセルチニブの開始におけるリスク要因は何で
しょうか。既存の類似製品の利便性と安全性の利点について言及されましたが、この差別化は、御

社が想定する規模の増加につながると期待できるかどうかを知りたいです。 

これまで他に効果的な選択肢がなかった中で、既存品は徐々に処方されました。今回導入された安

全性によって問題が解消されるかどうか、またリスク要因があるかどうか、ボトルネックについて

教えてください。 

Michelle：先ほど申し上げたように、既存の類似製品の採用は、その安全性プロファイルと
REMSプログラムがネックになっていたと考えています。よって、処方を決定する医師が制限さ

れ、多くの腫瘍専門医が既存製品を処方する経験を得ることができませんでした。 

ROMVIMZA は、有効性だけでなく、安全性と利便性においてもポジティブな差別化があると感じ

ています。これが医師の処方する強力な理由になると考えています。以前は、既存の類似製品の安

全性プロファイルが病気そのものよりも危険だという認識から、外科医が患者さんを腫瘍専門医に

紹介することが限定的でした。しかし、ROMVIMZA のプロファイルにより、外科医は患者さんを

腫瘍専門医に紹介しやすくなると感じています。 

また、患者自身も ROMVIMZA を使うことでより良い選択肢、より安全な選択肢があると感じてい

るため、腫瘍専門医に行く意欲が高まっています。既存の類似製品では、REMSプログラムを通過

したくない、肝不全の安全性リスクを負いたくないと考えていました。これらの患者さんは若く、

他に健康上の問題がないことを覚えておいてください。そのため、安全性リスクを負うことは確か
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に制限要因でした。私たちの製品の差別化が、患者さんが ROMVIMZAを求め、医師が

ROMVIMZA を処方することに前向きになる大きな市場を開拓する鍵になると感じています。 

植田 ：2点目が今回、小野薬品グループに入ったところについての、変化について教えていただけ

ますでしょうか。現状の組織融合ですとか、また融合後の R&D バジェットに対しての御社の見方

について、教えていただければと思います。 

また今後、組織も融合していくところでしたので、企業カルチャーのフィットについても、お感じ

のところですとか、今後融合していく上で何かチャレンジングなポイントがあるようでしたら、ご

紹介いただければと思います。 

Margarida：私自身について言えば、私は大手製薬会社のバックグラウンドを持っています。アム
ジェンで 11年間働き、キャリア初期にはアルニラムやアストラゼネカにも所属していました。で

すので、グローバルな企業、他国に本社を持ち、強力なパイプラインを持つ企業に非常に慣れてい

ます。ONOもその例であり、R&Dや商業的な専門知識を持っています。 

個人的には、この挑戦に非常に興奮しています。小野薬品の傘下にいることで、より大きなパイプ

ラインを持ち、Decipheraのパイプラインだけでなく、小野のパイプラインとも協力できると感じ

ています。また、ONOと協力して QINLOCKや ROMVIMZAを日本や韓国などに導入し、さらに

多くの市場に進出して患者に大きな影響を与えることができます。 

個人的には、大きな組織の傘下にいることに非常に安心感を持っています。そして、これは私のバ

ックグラウンドにとって新しいことではありません。同僚にもコメントを求めたいと思います。 

Michelle：私たちの使命にはシナジーがあると信じています。小野薬品と Decipheraはどちらも

患者ケアに焦点を当てています。Margaridaが言ったように、グローバルな足跡を持ち、市場によ

り多くの薬を適切に投入するためのリソースを持つことは、Decipheraにとって非常に強力です。

また、小野と一緒になることで、ライセンスの機会について戦略的に考えることができるようにな

り、より強力なパイプラインをグローバルに商業化し、戦略的に優先順位をつける機会がありま

す。 

 Matt：Margaridaと似ていて、私は小規模な企業にいて、その後大手のグローバル製薬会社に買

収されるという経験をしてきました。最初のバイオテクノロジーの経験は、ボストン・ケンブリッ

ジ地域の初期段階のバイオテクノロジー企業である Genetics Instituteという会社で、その後

Wyeth-Ayerst Researchに買収されました。 
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その役割では、低分子を開発に持ち込み、米国で承認された最初の抗体薬物複合体を日本でも承認

することができました。その会社はその後、ファイザーに買収されました。これが革新的な小規模

企業の自然な歴史です。 

次に働いた会社は Acceleron Pharmaで、12年間勤めました。これはボストン・ケンブリッジ地

域で成功したバイオテクノロジー企業でしたが、その後メルクに買収されました。再び、小規模な

革新的企業から大手多国籍製薬会社への移行です。 

小野が持つ非常に深い研究経験は、グローバルな開発に多くのエキサイティングな機会をもたらす

と思います。このパイプラインスライドには、小野が日本、韓国、台湾で開発している、または米

国やグローバルに開発している 3つの概念実証化合物が示されています。 

さらに、小野が持つ非常に深い事業開発経験は、新しい分子を導入するための優れた触媒となるで

しょう。最近では、サパブルセンのライセンス取得がその証です。小規模企業の革新、大手製薬会

社の深い研究、そして非常にうまく協力している 2つの文化を結びつけることができると思いま

す。 

井村：それでは、JPモルガン証券の若尾様、よろしくお願いします。 

若尾 ：私からは 1点です。ROMVIMZAの EUでの機会についてです。 

アメリカと EUについて、何か違いがあると思われますか。EUでは、ご説明では今、承認された

治療がないということですが、まずアメリカのほうで成長を遂げられて、また今後のヨーロッパの

ほうでの治療法がない状態での参入については、どのような期待があると見通しておられますか。 

Margarida：米国で見られる状況に非常に興奮していることを改めて強調したいと思います。ミシ
ェルが先ほどのコメントでも触れていましたが、これまでの米国での発売は非常に素晴らしいもの

です。もし承認されれば、ヨーロッパでも同様の成功を収めたいと考えています。ただし、ヨーロ

ッパ医薬品庁での審査はまだ進行中であることをお伝えしておきます。新しい情報が得られ次第、

共有していきたいと思います。 

おっしゃる通り、現在ヨーロッパでは承認された治療法がありません。そのため、アンメットメデ

ィカルニーズはヨーロッパでさらに高いと言えるでしょう。しかし、市場もまだ発展途上です。多

くの患者が利用可能な治療オプションがないため、まだ外科医のもとに留まっています。ヨーロッ

パでは多くの患者が腫瘍専門医に紹介されていません。もし承認されれば、米国と同様に、患者さ

んを外科医から腫瘍専門医に紹介する取り組みが必要です。ヨーロッパでも、TKIの大部分を処方

するのは腫瘍専門医ですので、患者さんを外科医から腫瘍専門医に紹介する必要があります。 
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最後に申し上げたいのは、私たちには非常に説得力のあるデータと製品があります。ヨーロッパで

は、QINLOCKを通じて KOL（キーオピニオンリーダー）との素晴らしい関係を築いています。

TGCTを治療する多くの KOLは、すでに QINLOCK で GISTを治療しています。QINLOCK をすで

に発売している国や発売準備をしている国での強力な関係を活用していきます。 

また、ヨーロッパで承認された場合、米国市場からの学びを活用する機会もあります。ヨーロッパ

のチームにとっても、非常に献身的で、将来の発売に向けて非常に意欲的です。米国チームが行っ

ている素晴らしい仕事から学ぶことができるでしょう。現在米国で見られる状況や KOLからの声

に非常に興奮しています。今後の展開に期待しており、ヨーロッパに関するさらなるニュースを早

くお届けできることを願っています。 

井村：それでは、野村證券の松原さん、よろしくお願いします 

松原 ： 競合品の Pimicotinibのメルクに関してなんですけれども、患者背景であったり、競合品

が出てくることで市場拡大するのが資料に書かれていると思うんですけれども、彼らの薬剤を見る

と ORR は 54%という効果を示しておりまして。今、この状況を考えて、御社が考えていらっしゃ

るピークセールであったり、また治療のシェアとか脅威度、こういったところを何かコメントをい

ただければと思います。 

Margarida：ピミコチニブのデータセットを確認する必要があります。昨年末にトップラインの結
果が共有されたことは知っています。つまり、2024年末に会社がトップラインデータを発表しま

したが、まだ結果を見ていません。また、KOLからは、特にサブグループ分析の詳細な結果を見

たいという声があることも知っています。私たちも KOLコミュニティも、全体のデータセットを

理解したいと考えています。 

ROMVIMZA については非常に満足しています。これまでのところ、KOLからのフィードバックは

非常に優れています。患者さんからのフィードバックもあり、ROMVIMZA を始めた患者さんがす

ぐに痛みがなくなったという話もあります。発売からわずか 3ヶ月で、市場で見られる成果、差別

化されたラベル、非常に説得力のあるデータに驚いています。 

以前にも述べたように、これらの処方者との関係はすでに非常に強固です。GISTとの重複が非常

に高く、米国では 70%から 80%です。あなたの質問で言及されたことは非常に重要です。ピミコ

チニブや他の新しい参入者が、認知度や教育を高め、市場を拡大し、将来的により多くの患者に利

益をもたらす可能性があります。しかし、ROMVIMZA の現状には非常に満足しています。 

井村 ：つづきまして、UBS証券の酒井さん、よろしくお願いします。 
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酒井： まずプレゼンテーションの中で、合併の際に小野が出した患者数があります。そしてター

ゲットの患者数、そしてアメリカ、ヨーロッパでの患者数が 1万 5,000人となっています。 

そして今日のプレゼンでは、関心を抱いたのは今後何人の患者さんが、例えば外科手術を受けられ

るのでしょうか。そしてその患者さんの状況が外科後悪ければ、なぜまた外科をずっと繰り返され

ることになるのでしょうか。 

Vimseltinibの適用があれば、まずこれが最初の選択肢になる。それか外科手術が最初の選択肢に

なるのでしょうか。外科手術後に薬を使われるようになるのが今ということになりますが、これは

変わっていくということでしょうか。この考え方でよろしいでしょうか。 

Margarida ：なぜ手術なのかということですね。TGCTのタイプによりますが、TGCTが局所型か

びまん型かによって異なります。タイプによっては、手術で治癒する患者さんもいらっしゃいます。

ですので、手術が依然として TGCT治療の第一選択肢となっています。 

しかし、最近の医学会議では、外科医と腫瘍専門医の両方が TKIの役割について疑問を持っていま

す。ROMVIMZAや他の TKIが登場することで、手術が第一選択肢であり続けるのか、それとも変

わるのか、標準治療や治療アプローチが変わるのかを議論しています。ROMVIMZA の発売によ

り、市場がどのように変わるかが非常に興味深いです。 

手術で治癒する患者さんもいらっしゃいますが、多くが再発します。再発する方が多く、二度目や

三度目の手術を受けることができる方もいますが、それは有害です。これらの方々にとって、TKI

の役割があるかもしれませんが、手術が適応されないケースもあります。ですので、ROMVIMZA

の発売初期において、KOLや医療コミュニティも将来の手術の役割について疑問を持っていま

す。これは継続的な議論です。 

Matt、科学的および医学的な観点から聞いていることについてコメントできますか？ 

 Matt：Margaridaが述べたように、TGCTは局所型とびまん型の両方で発生します。局所型の腫

瘍は小さく、直径 1センチメートル程度で、手などの小さな関節に発生することが多いです。局所

型 TGCTの患者さんは手術で治癒する可能性があり、手術後に再発するのは約 15%のみです。こ

れは一部の方にとっては合併症ですが、局所型の病気を持つすべての患者さんではありません。 

TGCTのもう一つの形態であるびまん型は、これらの腫瘍は通常大きく、平均で 5センチメートル

以上のサイズです。これらの患者さんの半数以上が手術後に再発します。手術後に再発する患者さ

んが多く、これらの多くは複数回の手術を受けていらっしゃいます。 
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第 III相MOTION研究では、70%以上の患者さんが少なくとも 1回の手術を受け、約 10%が 4回以

上の手術を受けました。これらは非常に衰弱させるものです。また、Margaridaが示したように、

より忍容性の高い低分子薬が利用可能になれば、手術を絶望的な手段として病気を治療する必要が

なくなるため、状況が変わると思います。 

Michelle：コマーシャルの立場から一つ付け加えたい点があります。この病気は希少疾患であ
り、先ほどのコメントでも述べたように、患者さんや医師に対する教育があまり行われていませ

ん。特に地域の多くの腫瘍専門医は、TGCTの治療経験があまりありません。 

私たちのチームは、Mattが述べたように、多くの患者さんが再発することや、複数回の手術が患

者さんにとって最善ではないことを教育する重要な役割を果たしています。一度再発すると、さら

に再発を繰り返す可能性が高く、手術による罹患率も高まります。チームがこれらの点について教

育し、病気やさまざまな治療オプションの限界についての認識を高めることで、TKI治療率の向上

にもつながると考えています。 

 Matt：ミシェルのコメントに続けてもう一つ付け加えると、私たちのプレゼンテーションで強調
したように、重要なのは腫瘍が治療にどのように反応するかだけでなく、患者さんがどのように反

応されるかも重要です。患者さんがどのように感じられ、機能するかが、臨床的なニーズを持つ患

者さんにとって薬を魅力的にする要因です。 

ROMVIMZA で治療された患者さんにおいて、可動域、身体機能、疼痛などの臨床的な評価を含む

すべての主要な二次エンドポイントで統計的な改善が示されたことを非常に喜んでいます。これら

のエンドポイントは、製品の米国ラベルに組み込まれています。これは非常に差別化された製品で

あり、患者の感じ方や機能の質を評価する臨床的なアウトカム評価を含めることは通常高いハード

ルがありますが、腫瘍サイズの放射線学的な減少だけでなく、患者さんにとってより意味のあるも

のです。これが薬を魅力的にする特性となるでしょう。 

酒井 ：ありがとうございます、よく分かりました。 

井村：続きまして、ウェブでご参加の Pathology Associatesの Dionさん、よろしくお願いしま

す。 

Dion：Mattさん、TKIが慢性 GVHDに対してどのように作用するのか、そのメカニズムについて

少しお話しいただけますか。特に経口薬として非常に興味深い機会です。そして、Margarida、ビ

ムセルチニブのさまざまな市場での独占性や、ヨーロッパでの規制プロセスのタイムラインについ

ても話してもらえますか。 
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 Matt：まず、慢性 GVHD における ROMVIMZAまたはビムセルチニブの作用機序についてお話し

します。慢性 GVHDは、骨髄移植を受けた患者さんで、移植された細胞が宿主組織を攻撃し始め

る状態です。これは、同種骨髄移植を受けた患者さんの 30%から 50%に発生する合併症です。こ

れらの患者の標準治療はステロイドですが、ステロイドは慢性的な免疫抑制剤として多くの合併症

を伴う可能性があります。 

これまでの数年間で、他の薬剤が調査され、異なる経路を標的とすることで複数の薬剤が承認され

ました。実際、BTK 阻害剤であるイブルチニブは米国で慢性 GVHDに承認されています。JAK2

キナーゼである JAKAVIも米国で慢性 GVHDに承認されています。最近では、ROCK-1/2阻害剤

である REZUROCKも承認されています。 

しかし、線維芽細胞やマクロファージ、マクロファージ由来の線維芽細胞が、既存の治療法では十

分に対応できない慢性 GVHD の特定の症状に関与している可能性があります。特に、皮膚硬化症

や閉塞性細気管支炎、GVHD の合併症としての肺の線維症に苦しまれている患者さんは、既存の治

療法では十分に対応できていません。この病気において CSF1受容体を発現する炎症性マクロファ

ージを阻害することで、ROMVIMZA がこの病気に有用な薬剤となる可能性があると考えていま

す。 

これは、最近米国で慢性 GVHD に承認された CSF1受容体に対する抗体であるアクサチリマブの

承認によって示されました。しかし、この薬剤は 2週間ごとに 30分間の静脈内投与が必要です。

この経路の重要性と、経口薬の必要性を示しています。 

Margarida：ヨーロッパについてですが、昨夏、Decipheraは欧州医薬品庁への申請が承認された

ことを発表しました。それ以来、製品は審査中であり、EMA と密接に連絡を取っています。EMA

の承認には具体的なタイムラインはありませんので、当局との議論を非常に注意深く追っていま

す。情報が得られ次第、コメントし、公開することを楽しみにしています。 

独占性に関するあなたの質問については、まだ公表していない情報ですので、現時点では開示して

いません。 

井村：最後に 6月 4日の R&D 説明会についてお知らせします。6月の ASCOで、チラブルチニブ

の発表を予定しておりますので、それを皆様にご紹介させていただく機会をもうけたいと思ってお

ります。 

以上をもちまして、ROMVIMZAを中心といたしました R&D 説明会を終わらせていただきます。

本日は朝早くから長時間にわたりまして、ご参加いただきまして誠にありがとうございました。 


