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クライジェファ®、全身型重症筋無力症（gMG）の成人患者に対する治療薬として
日本で承認取得 

 

全身型重症筋無力症の日常生活動作スコアの統計学的に有意かつ 

臨床的に意義のある改善を示した第 III相臨床試験 PREVAIL試験の結果に基づく 

 

新規の二重結合ナノボディが、迅速かつ持続的な症状コントロールを実現可能に、 

週 1回の自己皮下投与という治療選択肢を提供 

 

アレクシオンファーマ合同会社（本社：東京都港区、社長：濱村美砂子、以下アレクシオンファーマ）は本日、

クライジェファ®皮下注 300mg（一般名：ゲフルリマブ、以下「クライジェファ」）が、全身型重症筋無力症

（gMG）（ステロイド剤又はステロイド剤以外の免疫抑制剤が十分に奏効しない場合に限る）を効能又は

効果として製造販売承認を取得したことをお知らせします 1。「クライジェファ」は、gMG 患者さんに対する初めて

の二重結合ナノボディの C5阻害剤です。 

 

厚生労働省による今回の承認は、第 III 相臨床試験 PREVAIL 試験の良好な結果に基づくものであり、こ

の試験結果は、米国神経筋・筋電図学会議（AANEM）2025 年年次総会の米国重症筋無力症財団

（MGFA）の学術セッションで発表され、JAMA Neurology誌に掲載されました 2。  

 

gMGは、筋機能障害と重度の筋力低下を特徴とする、希少な自己免疫疾患です 3。gMGの患者さんは、

初期に不明瞭な会話、複視、眼瞼下垂、筋力低下などの症状を呈することがあり、病気が進行するにつれ、

極度の疲労、嚥下障害、息切れ、呼吸不全など、より重篤な症状につながる可能性があります 4,5。日本で

は、推定で 21,000 人の患者さんが gMG と診断されており、うち約 18,000 人が抗アセチルコリン受容体

（AChR）抗体陽性です 6。 

 

PREVAIL試験の治験医師であり、東京医科大学脳神経内科 増田眞之客員教授は、次のように述べていま

す。「全身型重症筋無力症（gMG）では、症状が急激に変動し、患者さんの日常生活に大きな影響を及

ぼすことがあります。抗アセチルコリン受容体（AChR）抗体陽性の gMG では、終末補体経路の活性化が

病態の主たる要因の一つと考えられています。この終末補体経路を標的とする C5 阻害療法は、こうした症

状に対応するため、長年にわたり治療の中心的な役割を担ってきました。今回、週 1 回の自己投与が可能

な C5 阻害剤『クライジェファ』が承認され、gMG 成人患者さんに新たな治療選択肢が加わります。今回の

承認は、gMG による疾病負担の軽減と生活の質（QOL）の向上に寄与するものであり、C5 を標的とした

迅速かつ、持続的な疾患コントロールを維持しながら、患者さんにより高い自立性と治療の柔軟性を提供で

きるようになります」 

 

アレクシオン・アストラゼネカ・レアディジーズの最高経営責任者であるマーク・デュノワイエは次のように述べてい

ます。「世界初となる二重結合ナノボディの『クライジェファ』は、gMG 患者さんの治療を前進させるという当社の

コミットメントを体現するものであり、日本の gMG 成人患者さんに、迅速かつ持続的な症状コントロールを実現

可能にします。週 1回の自己投与という治療選択肢を提供できることを嬉しく思います」 

本プレスリリースには、医療用医薬品や開発品の情報を含むものがありますが、これらは医療用医薬品や開発品のプロモーション、

広告を目的とするものではありません。 

https://www.astrazeneca.com/media-centre/press-releases/2025/gefurulimab-nanobody-met-phase-iii-endpoints.html
https://jamanetwork.com/journals/jamaneurology/fullarticle/2851972
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PREVAIL 試験の結果、「クライジェファ」は主要評価項目を達成し、26 週目の gMG の日常生活動作スコ

アである Myasthenia Gravis Activities of Daily Living（MG-ADL）総スコアにおいて、プラセボと比較

してベースラインからの改善を示しました（投与群間差：-1.6［95%CI：-2.4、-0.8］、p<0.0001）。

PREVAIL 試験において「クライジェファ」はすべての副次評価項目も達成しました。改善は 1 週目に認めら

れ、26 週目まで持続しました 2。さらに、主要な副次評価項目である Quantitative Myasthenia Gravis

（QMG：定量重症筋無力症）総スコアの臨床的に意義のある改善は、4 週目に認められ（投与群間

差：-1.8［95%CI：-2.5、-1.1］、p<0.0001）、26 週目まで持続しました（投与群間差： -2.1

［95%CI：-3.1、-1.1］、p<0.0001）2。 
 

PREVAIL 試験結果で有害事象（TEAE）が認められた被験者の割合は、「クライジェファ」群とプラセボ群

で同程度であり、認められた TEAEの大部分は軽度から中等度（グレード 1または 2）でした。主な TEAE

は、「クライジェファ」群では注射部位反応（9.9%）、頭痛（9.9%）および背部痛（7.6%）であり、プラ

セボ群では頭痛（12.4%）、下痢（8.5%）および上気道感染（7.8%）でした 2。「クライジェファ」の忍容

性は概ね良好で、安全性プロファイルは C5阻害剤であるエクリズマブおよびラブリズマブの gMG を対象とした既

存の臨床試験データと一致していました 2。 

 

PREVAIL 試験の結果に基づき、米国、欧州連合（EU）、中国およびその他の国々で製造販売承認申

請中です。 

 

注釈 

 

全身型重症筋無力症（Generalized Myasthenia Gravis: gMG）について 

全身型重症筋無力症（gMG）は、筋機能障害と重度の筋力低下を特徴とする、希少な自己免疫疾患

です 3。gMG 患者さんの 85%は抗アセチルコリン受容体（AChR）抗体陽性であり、運動神経とそれが支

配する筋肉との接続部位である神経筋接合部（NMJ）に存在するアセチルコリン受容体(AChR)に結合

する抗 AChR 抗体を産生します 7。この結合は補体系を活性化し、その結果、免疫系による NMJ の破壊

が引き起こされることにより、炎症が生じ、神経から筋肉への情報伝達が遮断されます 8。gMGは、年齢を問

わず発症する可能性がありますが、世界では、最も一般的には女性では 40 歳以下、男性では 60 歳以上

で発症がみられるという報告があります 9。初期症状には不明瞭な会話、複視、眼瞼下垂、四肢の筋力低

下などがあり、病気が進行するにつれ、嚥下障害、息切れ、極度の疲労、呼吸不全など、より重篤な症状に

つながる可能性があります 4,5。 

 

PREVAIL試験（ALXN1720-MG-301）について 

PREVAIL 試験（ALXN1720-MG-301）は、全身型重症筋無力症（gMG）の成人患者さんを対象に

した「クライジェファ」の安全性および有効性を評価する国際多施設共同、無作為化、二重盲検、プラセボ

対照、並行群間第 III 相臨床試験です。本試験は、北米、欧州、アジアおよび太平洋地域の 20 カ国で

260人の被験者を登録しました。被験者の要件は、スクリーニング来院の少なくとも 3カ月前に gMGの確定

診断を受けており、血清学的検査で AChR に対する自己抗体が陽性で、スクリーニング時の Myasthenia 

Gravis Foundation of America 臨床分類はクラス II～IV でした 10。 

 

被験者は、無作為化比較投与期間の26週間にわたり、「クライジェファ」投与群またはプラセボ投与群に1:1

で無作為に割り付けられました。被験者には、投与開始日に体重に基づく導入用量が単回投与され、投与

開始 8 日目およびそれ以降は週 1 回の頻度で、体重に基づく維持用量が投与されました。主要評価項目

は、被験者の日常活動能力を評価する患者報告尺度である Myasthenia Gravis Activities of Daily 

Living（MG-ADL）総スコアのベースラインからの変化量であり、疾患関連指標の改善を評価する複数の

副次評価項目とともに 26週目に評価されました 10。 
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無作為化比較投与期間を終了した患者さんは、現在進行中の「クライジェファ」の安全性および有効性を評

価する非盲検延長期間を継続することができます 10。 

  

クライジェファ®皮下注（一般名：ゲフルリマブ）について 

クライジェファ®皮下注（一般名：ゲフルリマブ、以下「クライジェファ」）は補体 C5 阻害剤であり、抗 AChR

抗体陽性の gMG治療薬で、自己皮下投与が可能な新規の二重結合ナノボディです。本剤は身体の免疫

系の一部である終末補体カスケードの補体タンパク C5 に結合することで作用します。補体カスケードが制御

不能な活性化を起こすと、過剰反応して、体内で自己の健康な細胞を攻撃するようになります。「クライジェ

ファ」は血清アルブミンと同時に結合することにより、半減期が延長され、週 1回の投与が可能になります。「ク

ライジェファ」は、全身型重症筋無力症（ステロイド剤又はステロイド剤以外の免疫抑制剤が十分に奏効し

ない場合に限る）を対象として日本で承認を受けています。 

 

アレクシオンファーマ合同会社について 

アレクシオンファーマ合同会社は、アストラゼネカの希少疾病部門アレクシオン・アストラゼネカ・レアディジーズ

（本社：米国ボストン）の日本法人として、患者さんの人生を一変させるような治療薬の発⾒、開発、提供

を通じて、希少疾患ならびに深刻な病状の患者さんとそのご家族への貢献に注力しています。30 年以上にわた

り希少疾患領域の先駆的なリーダーであるアレクシオンは、補体系の複雑な仕組みを活用して革新的な治療

薬を創製した最初の企業であり、現在も多くのアンメットニーズを有する疾患領域において、さまざまなイノベーシ

ョンのもと、多様なパイプラインを構築しています。アストラゼネカの一員として、世界中の、より多くの希少疾患を

もつ患者さんに治療薬をお届けできるよう、グローバル展開を拡大し続けています。 

公式サイト：https://www.alexionpharma.jp/、公式 YouTubeチャンネル ：@alexionpharma_japan 

 

アストラゼネカについて 

アストラゼネカは、サイエンス志向のグローバルなバイオ医薬品企業であり、主にオンコロジー領域、希少疾患領

域、循環器・腎・代謝疾患、呼吸器・免疫疾患からなるバイオファーマ領域において、医療用医薬品の創薬、

開発、製造およびマーケティング・営業活動に従事しています。英国ケンブリッジを本拠地として、当社の革新的

な医薬品は 125 カ国以上で販売されており、世界中で多くの患者さんに使用されています。詳細については

https://www.astrazeneca.com または、ソーシャルメディア@AstraZenecaをフォローしてご覧ください。 
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報道関係者からのお問い合わせ先 

アレクシオンファーマ広報事務局（株式会社プラップジャパン内）担当：内藤・澤  

Email：alexion_pharmaceuticals_pr@prap.co.jp 

mailto:alexion_pharmaceuticals_pr@prap.co.jp

