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図 本剤群と既存対照群の人工呼吸補助（侵襲的）なしでの生存期間 

 

副次評価項目である LVMI は 15 例で計測され、平均 LVMI はベースライン時 193.4 g/m2（範囲：

59.3～301.8 g/m2）から、52 週時には 86.8 g/m2（範囲：44.9～157.3 g/m2）に低下した。また、

機能状態（Pompe PEDI）は、投与 52 週時に独歩可能 38.9 %（7/18 例）、自力で立ち上がり、

介助歩行可能 16.7 %（3/18 例）、寝返り及び坐位可能（立位は不能）16.7 %（3/18 例）であり、

認知機能（BSID-Ⅱ）は 52.9 %（9/17 例）が正常範囲となった。18 カ月時において、人工呼吸

補助（侵襲的又は非侵襲的）は 33.3 %（6/18 例）で必要とされた。20 mg/kg 群の 3 例では 7.8

カ月、12 カ月、13.7 カ月時に人工呼吸補助を使用し、40 mg/kg 群の 3 例では 9.1 カ月、12.0 カ

月、14.8 カ月時に人工呼吸補助を使用した。 

有害事象（臨床検査、理学的検査、心電図検査及びバイタルサイン等を含む）は、18 例全例

に 1150 件が認められた（20 mg/kg 群 480 件、40 mg/kg 群 670 件）。死亡例は、20 mg/kg 群 1 例

（52 週完了例で、呼吸窮迫及び肺炎の治療で入院中に酸素飽和度低下及び徐脈のため生後 19.8

カ月（投与 61 週）に死亡した）、40 mg/kg 群 1 例（投与 108 週時に心停止となり、蘇生したが、

敗血症による多臓器機能不全のため生後 31.9 カ月に死亡）の 2 例に認められたが、いずれも因

果関係は否定されている。重篤な有害事象は、17/18 例に 174 件（20 mg/kg 群（8/9 例）88 件、

40 mg/kg 群（9 例全例）86 件）に認められ、主な事象は、呼吸不全 7 例、肺炎、気管支肺炎、

カテーテル関連感染、RS ウイルス感染（各 5 例）、細気管支炎、ウイルス感染、呼吸窮迫、嚥

下性肺炎（各 4 例）であったが、40 mg/kg 群 1 例で認められた中等度の蕁麻疹及びラ音の出現

以外は、いずれも因果関係が否定されている。 

副作用は、12/18 例に 170 件（20 mg/kg 群（6/9 例）43 件、40 mg/kg 群（6/9 例）127 件）に

認められ、うち 164/170 件（96.5 %：20 mg/kg 群（5/9 例）41 件、40 mg/kg 群（6/9 例）123 件）

は IAR であった。主な副作用は、発熱 7 例、蕁麻疹 5 例、酸素飽和度低下 4 例であった。 

臨床的に意味のある臨床検査値の変動は 55.6 %（10/18 例）に認められ、主な事象は 20 mg/kg

群の尿潜血 7 件、血中 CK 値変動 5 件及び ALT 値変動 5 件であり、20 mg/kg 群で認められた血

中カルシウム増加 1 件及び血中 CK-MB 増加 1 件以外の因果関係は否定されている。 

免疫原性について、抗 rhGAA IgG 抗体は 16/18 例（88.9 %：各投与群 8 例、ELISA 法で評価

し、RIP 法で確認）で陽性であった。なお、40 mg/kg 群の 1 例（症例番号 1602-303）はベース

ライン時で陽性を示し、交差反応性が認められた。 
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