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京都市委託事業 難病患者医療講演・相談会

令和７年１１月９日（日）１３時３０分

ハートピア京都（京都府立総合社会福祉会館）３階

京都府立医科大学名誉教授
京都府参与

中川 正法

多系統萎縮症の基礎知識

－病気の基本的特徴と最近の治験について－
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認知症

パーキンソン病など

脳卒中

脊髄小脳変性症

筋萎縮性側索硬化症

多発性硬化症

ＳＬＥに伴う

神経合併症

神経難病で異常が起こる部位

重症筋無力症

多発性筋

多系統萎縮症

小脳系

錐体外路系

自律神経系
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・小脳系、錐体外路系、自律神経系などの複数の機能系が、
同時に変性病変を示す疾患.

・臨床症状（運動失調、パーキンソン症状、立ちくらみ、便秘、
排尿障害など）と頭部MRIによる画像所見から診断する．

1) オリーブ橋小脳萎縮症 OPCA（MSA-C）
2) 線条体黒質変性症 SND（MSA-P）
3) シャイ・ドレーガー症候群 SDS

多系統萎縮症 multiple system atrophy (MSA)

指定難病 17

小脳系：体のバランス・言葉の流暢性

錐体外路系：パーキンソン症状、姿勢異常、不随意運動

自律神経系：排尿障害、便秘、立ち眩み、発汗障害
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多系統萎縮症の歴史

1995年（1998改訂、2007年再改訂）

多系統萎縮症に関するコンセンサスが発表され，

「中年発症の孤発性・進行性疾患であり，自律神経症候，

パーキンソン症状，小脳失調がさまざまな組み合わせで

生じてくるものである」と定義された.

1969年 グレーアムとオッペンハイマーによって提唱された概念

1989年 パップらは多系統萎縮症のオリゴデンドログリア細胞質内

に封入体（グリア細胞質内封入体：GCI）を認めることを報

告した．このGCIはαシヌクレインで構成され、

多系統萎縮症に特異的でOPCA，SND，SDS

が単一疾患であることを示唆された．

グリア細胞質内封入体
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Journal of Neurology (2019) 266:1036–1045から引用

多系統萎縮症の頭部MRI初見

A：Hot cross-burn sign B：被殻の低信号と被殻縁の高信号

A B
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１）運動失調症状 甲状腺刺激ホルモン放出ホルモン（TRH）

・酒石酸プロチレリン（ヒルトニンなど）

TRH誘導体

・タルチレリン水和物（セレジスト）

２）パーキンソン症状 抗パーキンソン病薬

３）錐体路症状 筋弛緩薬 （筋肉の突っ張りを和らげる薬）

４）自律神経症状 自律神経調整薬

（起立性低血圧 排尿障害などに対する薬）

多系統萎縮症の治療 ー薬物療法ー
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基礎研究 ：2～3年 試験管レベル、AIの利用

非臨床試験：3～5年 マウス・ラット、サルなど

臨床試験 ：3～7年 健康成人または患者本人

申請・審査：1～2年 PMDAでの審査

販売・市販後調査

医薬品開発の大まかな流れ
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第I相臨床試験（Phase I）（安全性試験）
少人数の健康成人で少量から少しずつ「候補薬」の投与量を増やして安全性を調べる．
血液中や尿中の「候補薬」の体内動態を調べる．プラセボ（偽薬）を同時に使って比較することもある．
患者から治験を始める方が適当な場合は有効性についても予備的に調べることができる．

第II相臨床試験（Phase II）（探索的試験）
比較的少人数の患者について、有効性、安全性、投与量・間隔・期間などを調べる．
プラセボを用いるのが一般的．標準的な薬がある場合にはそれと比較することもある．

第III相臨床試験（Phase III）（検証的試験）
多数の患者について、有効性、安全性、投与法を最終的に確認する．
確認の方法は、現在使われている標準的な薬またはプラセボとの比較となる．
長期間使用したときの有効性や安全性を調べることもある．
試験を偏りなく行うために、治験に参加する患者をどの処置に割り付けるかは、
くじを引くような方法で決め（無作為化割り付け）、さらに「二重盲検法」が採られることが多い．

以上の３つのステップを行った上で、「薬」を開発している製薬企業が国（厚生労働省）に
申請する．
国（厚生労働省）の厳正な審査をパスし、承認されることによって初めて、「候補薬」が

「薬」となり、保険収載される．

臨床試験の概要
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多系統萎縮症の治験①

ルンドベック社はボストンで開催 International MSA Congress において、多系統萎縮症

の進行に関するパイプラインデータと重要な知見を発表

ルンドベック・ジャパン、「Lu AF82422」（amlenetug：アムレネタッグ）の日本での

第 III 相 MASCOT 試験を開始

試験実施施設
【北海道】国立大学法人北海道大学 北海道大学病院
【宮城県】独立行政法人国立病院機構仙台西多賀病院
【埼玉県】埼玉医科大学病院
【東京都】国立研究開発法人国立精神・神経医療研究センター
【東京都】慶應義塾大学病院
【東京都】順天堂大学医学部附属順天堂医院
【新潟県】国立大学法人新潟大学医歯学総合病院
【岐阜県】国立大学法人東海国立大学機構岐阜大学医学部附属病院
【鳥取県】鳥取大学医学部附属病院

2025年6月26日 プレスリリース
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「Lu AF82422」（amlenetug：アムレネタッグ）はルンドベックとGenmab A/S社との共同
研究により開発されたヒトモノクローナル抗体で、細胞外α-シヌクレインの全ての主要な形
態を認識し結合することにより、α-シヌクレインの取り込みを阻害し、凝集の伝播を抑制し、
MSAの進行を抑制する可能性のある抗体治療薬．
2025年2月28日付で厚労省から希少疾病用医薬品の指定を受けている．

臨床試験:
米国と日本で第II相臨床試験が行われ、有効性のシグナルが観察された
現在、グローバル第III相臨床試験（MASCOT）が進行中で、日本でも試験実施が準備中
4週間ごとに点滴静注で投与

多系統萎縮症の治験①

アムレネタッグ

α-シヌ
クレイン

アムレネタッグがα-
シヌクレインに結合
することでα-シヌク
レインが神経細胞内
に取り込まれること
を阻害する
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MASCOT 試験について

MASCOT（NCT06706622）は、第 III 相、介入、ランダム化、二重
盲検、並行群間、プラセボ対照試験に、任意の非盲検継続試験を加え
た形で、北米、欧州、アジア、オーストラリアで実施されます．

患者さんを高用量または低用量の amlenetug またはプラセボのいず
れかに無作為に割り付け、72 週間投与する二重盲検期間と、試験に
登録されたすべての患者さんに amlenetug による治療を提供する非
盲検継続期間です．

本試験の目的は、MSA 患者さんにおける amlenetug の有効性、安全
性、忍容性の評価です．

難病ネットワークインフォメーションHPなどより

多系統萎縮症の治験①
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多系統萎縮症の治験②

9月15日】SCD・MSA医療講演会・相談会『令和7年度医療講演会・相談会』
■ 開催日時 2025年9月15日（月・祝）13:00～16:30
■ 場所 【会場】品川きゅりあん 7階 イベントホール/

【オンライン】Youtube Live 動画配信
■ 内容
【医療講演会】13:00～14:00
講師 辻省次先生（東京大学医学部附属病院脳神経内科 名誉教授

国際医療福祉大学 特任教授）

第Ⅱ相試験で高容量ユビキノール1500㎎/日投与の有効性が示された

現在、第Ⅲ相試験を準備中
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2023年4月14日

13



High-dose ubiquinol supplementation in multiple-system atrophy: a multicentre, randomised, double-

blinded, placebo-controlled phase 2 trial. Mitsui J, Tsuji S, et al.

還元型ユビキノール 1500 mg/日投与群とプラセボ（偽薬）投与群の比較
英国誌 eClinicalMedicine 誌（オンライン版：英国夏時間 4 月 14 日）に掲載された．

還元型ユビキノール 1500 mg/日投与群
とプラセボ（偽薬）投与群の比較

UMSARSの最小二乗
平均値の差の比較

Barthel indexの最小二乗
平均値の差の比較

偽薬

ユビキノール

偽薬
ユビキノール
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難病治験ウェブHPより https://nanbyo-chiken.nibn.go.jp/

多系統萎縮症の治験③

これら2治験はともに第Ⅱ相試験
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Levodopa–carbidopa intestinal gel for multiple system atrophy with motor fluctuations: a case series.

Ther Adv Neurol Disord 2025, Vol. 18: 1–7

T Iseki , N Nishikawa , N Hattori et al. 順天堂大学脳神経内科グループの報告

レボドパ・カルビドパ配合経腸用液（LCIG; デュオドーパ®）
治療が有効であった若年発症L-ドーパ反応性MSA-Pの3例

レボドパ反応性の若年発症MSA-
Pの3例にLCIGを実施（医療保険
適応外治療）したところ、オフ時
間の減少とジスキネジアの減少が
認められたが、原疾患の進行に
伴ってADLは低下していった．

LCIG治療は、レボドパ反応性の
若年発症MSA-Pの患者に対して、
貴重な治療オプションになるかも
しれない．

レボドパ・カルビドパ配合経腸用液治療
（LCIG; デュオドーパ®）
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MSA/SCDのリハビリテーションー

① 廃用症候群の回復および予防

② 筋力増強による協調運動やバランス改善

③ 活動による覚醒レベルの改善

④ 反復訓練による協調運動の改善

⑤ 弾力帯やおもり負荷による協調運動やバランスの改善

⑥ 低周波刺激などの物理療法による筋の収縮能の改善

⑦ 後頭部への経頭蓋磁気刺激による失調症状の改善

（非保険適応）

⑧ 足底板を使用した歩行時のバランス能の向上

多系統萎縮症のリハビリテーション
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１）各病型で異なり一概にはいえない．

・皮質性小脳萎縮症

進行は非常に遅く、生命予後も極めて良好

・MSA：とくにOPCA

進行が著しく速く、数年で寝たきりになることもある．

起立性低血圧（立位・坐位で血圧低下）

呼吸器感染症・排尿障害による尿路感染症

睡眠時無呼吸・突然死：NPPVの導入

２）一般的に失調性歩行のため転倒しやすい．

転倒・骨折を契機にベッド上安静となり、病像の悪化を見る

ことがある．

多系統萎縮症の病状の見通し（予後）
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コミュニケーション障害支援機器

神経・筋疾患のコミュニケーション障害に対応する

支援機器を障害の状態や生活にあわせて選択する

障害者総合支援法の対象

保健師、言語療法士、作業療法士、看護師、医師との連携
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意思伝達装置一覧 

（価格は目安です） 

種 別 製品名・発売元・価格 概 要 備 考 

文字等走

査入力方

式 

製品名：OriHime eye+Switch（オリ

ヒメアイ プラス スイッチ） 

発売元：株式会社オリィ研究所 

価格：480,600 円 (非課税) 

ALS（筋萎縮性側索硬化症）や多系統萎

縮症、筋ジストロフィーなどの病気によ

りコミュニケーションが困難な方のため

の重度障害者用意思伝達装置です。  
 

文字等走

査入力方

式 

製品名：トーキングエイド プラス 

発売元：U-PLUS Corporation 

価格：198,000 円 (非課税) 

福祉向け専用機として開発された新しい

携帯用会話補助装置です。 

ひらがな・カタカナ・英数・画像キーボ

ードを利用して文章を作成し、合成音声

で発声させます。  

文字等走

査入力方

式 

製品名：miyasukuEyeConSW 

発売元： unicon 

価格：480,600 円 (非課税) 

視線＆スイッチコントロールで意思伝

達．視線を動かすことによって、マウス

が移動します。 
 

文字等走

査入力方

式 

製品名：重度障害者用意思伝達装置 

TC スキャン 

発売元：株式会社クレアクト 

価格：450,000 円 (非課税) 

画面上を自動で動くスキャン枠が目的の

所へきた時に、ほんの少し身体を動かす

だけです。 
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⚫ 出来るだけ今まで通りの生活スタイルを保つ

⚫ 家族内での役割の大切にする

⚫ 家族内での会話を大切にする（病状についても話し合う）

⚫ 家の中で転倒しないように廊下などを広く使えるようにする

⚫ 廊下などに歩幅に合わせて横線を引いておく

⚫ 廊下、トイレ、お風呂に手すりをつける

⚫ 食事の時は、ゆっくりと楽しく食べる

⚫ お箸が使いにくい時はスプーンなどを早めに使用する

⚫ 衣類は着脱しやすいものにする

⚫ 病状日記をつけて自分の調子の良い時間帯を知っておく

⚫ 体が動きやすい時間帯に体操などをする

⚫ 主治医とのコミュニケーションを充分に

日常生活のちょっとした工夫
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介護者の対応の基本
多系統萎縮症の病気の特徴を充分に理解して頂く

早く動きたくても動けない

急に身体が動かなくなる

精神的なストレスが身体の動きを悪くする

常に時間と気持ちと余裕をもって患者さんと接する

出来るだけ患者さん本人にしてもらうように“見守る”

着替え、食事、入浴など

ただし、患者さん本人が“しんどそう”な時は手助けする

介護を１人で背負い込まないようにする

介護保険などの活用、保健所への相談 25



http://homepage3.nifty.com/jscda/page01-scd.htm

特定非営利活動法人（NPO)、全国脊髄小脳変性症・多系統萎縮症

友の会(全国SCD・MSA友の会)

〒170-0004 東京都豊島区北大塚2-7-2
電話：03-3949-4036 FAX：03-3949-4112
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多系統萎縮症の研究は

世界中で精力的に行われています．

希望を持って毎日の療養に努めましょう！
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