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CSF clinical service form 
DFO deferoxamine 
dw dry weight 
FDA U.S. food & drug administration 
FMI final market image 
ICL670 deferasirox 
LIC liver iron content 
MDS myelodysplastic syndrome 
QOL quality of life 
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SQUID superconducting quantum interference device 
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2
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61.5 292 164 56.2 %

DFO 126 43.2 % DFO

126 2 1 74 57.8% 33
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8.6% 45.7

Takatoku 20075 DFO
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4

3

Fe(III) 36.9 1 2

Fe(III) 1 2 Fe(II)
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Fe(III)>Al(III)>>Cu(II)>>Zn(II)>Fe(II)>>Mg(II)>Ca(II) [2.6.2]

ICL670
59Fe ICL670

ICL670

[2.6.2]

1101

ICL670 Table 4-1

0104

ICL670 ICL670

ICL670

[2.5]

ICL670 0107 DFO

MDS 0108 SCD

0109 LIC 7 mg Fe/g dw

20 30 mg/kg 1 1 LIC

[2.5]
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Table 4-1 ICL670
1101 0104

mg/kg
N mg/day/kg N mg/day/kg

5 5 0.0738 ± 0.0977 
10 7 0.133  ± 0.117  5 0.119 ± 0.060 
20 6 0.342  ± 0.118  6 0.329 ± 0.104 
30 7 0.605  ± 0.387 
40 7 0.445 ± 0.282 

1 1

ICL670 10 20

1 1 DFO

1 1000mg 1 2 1 500mg

DFO

DFO

MDS AA

DFO

[2.5]

ICL670 0107 0108 0109

LIC 1101

1 2600 ng/mL ICL670

5 mg/kg 5 2

1 10 mg/kg 10 mg/kg 5 4 2 20 mg/kg 20 mg/kg 

6

50% 2

2 33%
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39%

33% ICL670

33% [2.5]
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1
2007 10 EU

95 Table 1-1

Table 1-1 

 2005 11 2  2

EU  2006 8 28  6 -
7 mL/kg/
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7 mL/kg/
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 2006 10 18  6 2 5

 2005 11 3
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Table 2-2 
Exjade®

 Exjade  125 mg 250 mg 500 mg

Exjade 2

Exjade
100 mL/kg 40 kg 20

1000 mcg/L

Exjade 1 20 mg/kg

Exjade
3 6 5 mg/kg 10 mg/kg

500 mcg/L Exjade
Exjade 30 mg/kg/ 30 mg/kg/

Exjade 30 1 1

1 mg/kg

Exjade 1 g 3.5 1 g 7.0

Exjade deferasirox

1

Exjade

Exjade

33% 2
Exjade 1 10 mg/kg

2
10 mg/kg
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Exjade®

15 33% 15
33% 2
Exjade 1 10 mg/kg

Exjade 1
Exjade
38% 14%

1
0.6 mg/mg Exjade 18.6% 7.2%

Exjade 1

Exjade

Exjade

Exjade
Exjade

1 4 Exjade 2
2 Exjade

Exjade

Exjade

Exjade

Exjade
1% Exjade

12

Exjade
Exjade Exjade

Exjade

Exjade 30 1 1

Exjade
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Exjade®

Exjade Exjade

500 mcg/L Exjade

LIC 0.63
LIC

Exjade
Exjade

Exjade
Exjade

Exjade C 200 mg
C

Exjade in vitro

Exjade

AUC
30

Exjade

Wistar 104 60 mg/kg/
0.48

p53 +/ 26
200 mg/kg/ 0.81

300 mg/kg/ 1.21

Ames
in vivo 3 1

75 mg/kg/ 0.6

Pregnancy Category B
100 mg/kg/

0.8 50 mg/kg/
0.8
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Exjade®

10
mg/kg 0.08

Exjade 700 292 2
16 2 6 52 6 12

121 12 16 119 70% 2
6 Exjade 50%

Exjade

1

Exjade
65 30

65 MDS n=27

48 700 Exjade
700 469

99 132 45% 70%
292 16

89% 469 403 66

88 205
Exjade

1 1 5%
Exjade

1 1 5%
Exjade 
N=296 
n %

N=290 
n %

56 18.9 69(23.8)

47 15.9 59(20.3)

41 13.9 28(9.7)

41 13.9 55(19.0)
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Exjade®

39 13.2 42(14.5)

35 11.8 21(7.2)

* 33 11.1 0(0)

32 10.8 29(10.0)

31 10.5 14(4.8)

31 10.5 43(14.8)

30 10.1 28(9.7)

28 9.5 23(7.9)

27 9.1 32(11.0) 

25 8.4 9(3.1)

23 7.8 15(5.2)

23 7.8 30(10.3)

22 7.4 14(4.8)

19 6.4 15(5.2)

18 6.1 14(4.8)

18 6.1 22(7.6)

17 5.7 32(11.0) 

16 5.4 7(2.4)

11 3.7 17(5.9)

*
2

1 Exjade 33%
2 113 2 25

SGPT/ALT
5 2 17

2 Exjade
SGPT/ALT 5

SGPT/ALT 2 Exjade

2 1 SGPT/ALT (%)
Exjade 
N=296 
n %

N=290 
n %

33%
ULN 2 113 38.2  41 14.1
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Exjade®

33%
ULN 2 7 2.4  1 0.3

SGPT/ALT

SGPT/ALT ULN 5
2 25 8.4  7 2.4

SGPT/ALT ULN 5
2 17 5.7  5 1.7

2 2

1
700 0.1 1%

Exjade

Exjade

Exjade

:

2-3 1
80

mg/kg/
40 mg/kg/ Exjade

 2007 4
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Table 2-3 EU
Exjade®

1 125 mg 250 mg 500 mg

Exjade 6 7 mL/kg/

Exjade

2 5
7 mL/kg/

Exjade
20 100 mL/kg

1,000 g/L mg/kg
Exjade 3 125 mg 250 mg 500 mg

Exjade 1 20 mg/kg
14 mL/kg/ 4 /

1 30 mg/kg
7 mL/kg/ 2 /

1 10 mg/kg

Exjade
40 mg/kg/

5 Exjade 1 20 mg/kg/
1 20 mg/kg

Exjade
3 6 5 mg/kg 10 mg/kg

30
mg/kg Exjade 30 mg/kg

500 g/L Exjade

Exjade 30 1 1

100 200 mL

65

2 17
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Exjade®

2 5

60 mL/min Exjade

60 mL/min

Exjade

2 33%
36%

3 2 33%
3 1

Exjade
7 mL/kg/ 2 /

2
Cockcroft-Gault MDRD Schwartz

C Exjade
1 1 1

2
33% 90 mL/min

1 10 mg/kg
2

90 mL/min
10 mg/kg

33%
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Exjade®

5

Exjade

Exjade

12

500 g/L

1 Exjade

12
Exjade

1 mg 1.1 mg

Exjade
Exjade

Exjade
30

UGT
UGT

Exjade
Exjade
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Exjade®

Exjade
CYP2C8

Exjade C C 200 
mg/

Exjade

Exjade

Exjade

Exjade
26% 7%

2 5

2 33
36%

3 2 33% 3
1

2% 2%
10

0.3%
Exjade

very common 10% common 1% 10% uncommon 0.1%
1%

1

uncommon

common



Page 20 
CTD 1.6

Exjade®

uncommon

uncommon

uncommon

uncommon

common
uncommon

common
uncommon

common
uncommon

very common
common
uncommon

uncommon

80 mg/kg

 2006 8
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1 効能・効果の案及びその設定根拠 

1.1 効能・効果，効能・効果に関連する使用上の注意の案 
【効能又は効果】 

輸血による慢性鉄過剰症（注射用鉄キレート剤治療が不適当な場合） 

＜効能又は効果に関連する使用上の注意＞ 

（１）輸血による慢性鉄過剰症の治療は、まず注射用鉄キレート剤による治療を考慮し、本剤は

血小板減少や白血球減少を併発していて注射による出血や感染のおそれがある患者、ある

いは頻回の通院治療が困難な場合など、連日の鉄キレート剤注射を実施することが不適当

と判断される患者に使用すること。 

（２）本剤は、原疾患の支持療法のために現在及び今後も継続して頻回輸血を必要とする患者に

使用すること。 

（３）本剤による治療を開始するにあたっては，下記の総輸血量及び血清フェリチンを参考にす

ること。 
１）人赤血球濃厚液約 100 mL/kg 以上（成人では約 40 単位以上に相当）の輸血を受けた場

合。 

２）輸血による慢性鉄過剰症の所見として，血清フェリチンが継続的に高値を示す場合

（【重要な基本的注意】の項(8)参照）。 

 

 

1.2 効能・効果，効能・効果に関連する使用上の注意の案の設定根拠 
慢性鉄過剰症は，β サラセミア，鎌状赤血球貧血（SCD），ダイアモンド・ブラックファン貧

血（DBA），骨髄異形成症候群（MDS）及び再生不良性貧血（AA）などの難治性貧血患者の支

持療法として行われる輸血により生じる重篤な合併症である。過剰な鉄負荷が進行すれば，原疾

患にかかわらず，組織損傷及び臓器の機能障害が生じ，最終的には臓器不全及び早期の死亡へと

至る。 

輸血に用いられる赤血球濃厚液パックは 1 単位が 200 mL の血液由来であり，1 単位中約

100 mg の鉄を含有する（欧米での 1 単位は 400 mL の血液由来であり，約 200 mg の鉄を含有す

る）。これに対し，人体から 1 日に排泄される鉄量は約 1 mg に過ぎないため，頻回の輸血を繰

り返すことで体内鉄蓄積量は増加する。 

慢性鉄過剰症の発症及び予後との相関性を示す指標として，肝鉄濃度（LIC）が体内鉄蓄積量

を反映することが知られている（Angelucci, et al 20001)）。LIC が 7 mg Fe/g dw を超えると不可逆

的な臓器障害を引き起こすリスクが高まることから， LIC 7 mg Fe/g dw 以下への減少及びその維
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持が治療開始 1 年以内又は数年以内に確実に得ることが，鉄キレート剤の臨床的に重要な効果で

あると報告している[Olivieri and Brittenham 19972), Porter 20013)]。 

既存の鉄キレート剤である注射用メシル酸デフェロキサミン（DFO）は，半減期が短いため持

続的な効果を得るためには持続皮下注射又は点滴静脈内投与が必要である。また，DFO の 1 日投

与量である 1000 mg を 1 回投与した際に，体外に排泄される鉄量は約 10 mg（Cumming, et al 

19694)）であるため，体内に蓄積した鉄を排泄するためには連日投与が必要となる。 

欧米では慢性鉄過剰症の治療に対し，DFO は 1 日 1000～2000 mg，1 週間に 5～7 回の持続皮

下注射（連日持続皮下注射による計画的な投与）が推奨されている。患者は自宅などで携帯可能

な注射ポンプを用いて 8～24 時間かけて DFO を投与する。しかしながら，推奨される治療を遵

守しなければ予後不良であることが認識されているにもかかわらず，連日の注射治療は患者の精

神的肉体的な苦痛を伴い ，多くの患者で DFO 療法の遵守率は低く，輸血による慢性鉄過剰症及

びそれによる合併症の発症は依然として解消されていない[Olivieri 19995), Porter 20013)]。 

本邦では，DFO は原発性ヘモクロマトーシス及び続発性ヘモクロマトーシス患者における尿中

への鉄排泄増加を効能とし，通常 1 日 1000 mg（維持用量 1 日 500 mg）の筋肉内注射を用法・用

量して承認を取得している。したがって，DFO の連日投与を遵守するには患者は連日の通院が必

要となり，患者にとっては非常に困難な治療選択肢であった。また，本邦で輸血による慢性鉄過

剰症を呈する患者は，AA 又は MDS のような難治性貧血患者であり，その多くは同時に血小板

減少や白血球減少を併発しているため，連日の DFO 注射による注射部位の炎症や皮下出血など

の合併症の発症も危惧されている。 

厚生労働省 特発性造血障害に関する調査研究班が実施した輸血による慢性鉄過剰症の調査で

は，鉄キレート剤の治療状況は 292 例中 164 例（56.2%）が未治療であった。また，292 例中 126

例（43.2%）が DFO 治療を行っていたが，そのうち 74 例（57.8%）は約 2 週間に 1 度の間歇投与，

33 例（25.8%）は輸血時の投与であった。連日投与を受けていた患者は 11 例（8.6%）で，その

平均治療日数は 45.7 日間と短かった（Takatoku, et al 20076)）。 

ICL670 は，注射剤である DFO の問題点を改善した 1 日 1 回の投与により有効な除鉄治療が可

能な経口鉄キレート剤である。外国臨床試験（0107 試験）では，β サラセミア患者を対象に

DFO（連日持続皮下注射による計画的な投与）との非劣性の検証が行われた。その結果，LIC を

指標とした有効率で DFO との非劣性を示すことはできなかった（ICL670 投与群 52.9%，DFO 投

与群 66.4%）。その要因としては，軽度の慢性鉄過剰症患者（LIC が 7 mg Fe/g dw 未満）に投与

された ICL670 と DFO の用量不均衡によると考えられた。用量不均衡がなかった LIC 

7 mg Fe/g dw 以上の患者群は ICL670 が 20～30 mg/kg，DFO が 35 mg/kg 以上の高用量を投与した

患者群であるが，DFO との非劣性（ICL670 投与群 58.6%，DFO 投与群 58.9%）が確認された。

また，ICL670 は DFO と同様に用量依存的に LIC 及び血清フェリチンの減少，鉄収支（鉄排泄量

／鉄摂取量）の増加を示した。MDS を含む難治性貧血患者を対象とした外国臨床試験（0108 試
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験）及び鎌状赤血球貧血患者を対象とした外国臨床試験（0109 試験）においても，0107 試験成

績と同様に用量依存的に LIC 及び血清フェリチンの減少，鉄収支の増加がみられた。 

国内臨床試験（1101 試験）では，MDS を含む難治性貧血患者を対象に，鉄キレート剤の薬力

学的指標である鉄排泄量（糞・尿中の鉄量を測定）を検討し，その結果を β サラセミア患者を対

象に実施された外国臨床試験（0104 試験）と比較検討した。その結果，Table 1-1 に示すように，

日本人患者での鉄排泄量は，βサラセミア患者と比較してほぼ同様であった。 

Table 1-1 ICL670 の用量と鉄排泄量の関係 
1101 試験  0104 試験 

用量（mg/kg） 
N 総鉄排泄量（mg/day/kg）  N 総鉄排泄量（mg/day/kg） 

5 5 0.0738 ± 0.0977  － － 
10 7 0.133 ± 0.117  5 0.119 ± 0.060 
20 6 0.342 ± 0.118  6 0.329 ± 0.104 
30 7 0.605 ± 0.387  － － 
40 － －  7 0.445 ± 0.282 

平均値±標準偏差 

輸血による慢性鉄過剰症の病態は原疾患によらず同様であり，これらの臨床試験成績から

ICL670 は β サラセミア及びその他の難治性貧血患者など原疾患の違いにかかわらず，臨床上有

用な薬剤であることが示された。また，輸血による鉄摂取量が同程度の患者において，本剤の有

効性は，人種（白人，黒人，東洋系，その他）及び性別（男性，女性）の違いによる大きな違い

はみられなかった。年齢別では，成人と高齢者（65 歳以上）で有効性に大きな違いはみられず，

小児と成人では，成人の効果と比較して小児で低い傾向がみられたが，安全性を考慮すると成人

と同じ用量で治療を開始し，効果不十分と判断された場合は用量調節を講じることが妥当である

と判断した。 

 

ICL670 は 2006 年 7 月 28 日に開催された第 9 回未承認薬使用問題検討会議において，同会議

のワーキンググループより，「本邦においては，今まで経口剤は存在せず，本剤が使用できるよ

うになれば，現実的には今まで治療方法がなかった血小板減少を伴う輸血依存のある患者にとっ

ては朗報となる。本剤は，軽度の骨髄異形成症候群又は再生不良性貧血患者に対して安易に使用

されるべきではなく，使用しなければ心不全や肝硬変となるような長期頻回輸血患者がその対象

となるべきであろう。本剤については外国臨床データを考慮した上で早期の承認申請が望まれ

る」との検討結果が報告された。 

本検討会議の報告を参考に，DFO 治療が不適当なために十分な治療効果が得られていない血小

板減少を伴う輸血依存の貧血患者及び白血球減少に伴う注射部位の炎症又は感染症のリスクが予

測される貧血患者，並びに連日投与による治療が必要と判断されながら，その治療が行えない貧

血患者（連日の通院治療など）に対し，本剤は臨床上のベネフィットを示す薬剤であると考える。 
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以上の所見を踏まえて，国内外の臨床試験成績，本剤の医療ニーズ並びに日本人患者での本剤

の使用経験が少ないことを考慮し，本剤は注射用鉄キレート剤である DFO 治療が，上記した医

学的又は患者の社会生活上などの理由により，十分な治療効果が得られていない貧血患者に使用

されるべき薬剤であると判断し，本剤の効能効果は「輸血による慢性鉄過剰症（注射用鉄キレー

ト剤治療が不適当な場合）」と設定した。 

 

【効能又は効果に関連する使用上の注意】については，以下のように設定した。 

（１）注射用鉄キレート剤である DFO 治療が不適当なために十分な治療効果が得られていない

血小板減少を伴う輸血依存の貧血患者及び白血球減少に伴う注射部位の炎症又は感染症のリスク

が予測される貧血患者，並びに連日投与による治療が必要と判断されながら，その治療が行えな

い貧血患者（連日の通院治療など）に対し，本剤は臨床上のベネフィットを示す薬剤であること

から，注射用鉄キレート剤治療が不適当と判断された貧血患者に使用されるべき薬剤であると判

断し設定した。 

 

（２）原疾患の支持療法として継続して頻回輸血が施行されている患者では，輸血が施行され

るごとに体内鉄蓄積量が増加し，不可逆的な臓器障害を引き起こすリスクが高いことが報告され

ている[Olivieri and Brittenham 19972), Porter 20013)]。 このような患者に対し体内鉄蓄積量の減少

または体内鉄蓄積量増加の抑制を目的として使用することは，臨床上有用であると判断し設定し

た。 

 

（３）体内鉄蓄積量は慢性鉄過剰症の発症及び予後に影響する重要な因子であり，それを示す指

標として肝鉄濃度（LIC）が知られている（Angelucci, et al 20001)）。すなわち，LIC 7 mg Fe/gdw

は不可逆的な臓器障害を引き起こすリスクが高まる閾値であり，LIC 15 mg Fe/g dw は心不全及び

肝不全等の死亡又は生命に関わる重篤な臓器障害・不全を引き起こすリスクが高まる閾値として

考えられている。そのため，鉄キレート剤による除鉄治療においては，LIC 7 mg Fe/g dw 以下へ

の減少及びその維持が，治療開始 1 年又は数年以内に確実に得られることが臨床的に重要である

ことが認識されている [Olivieri and Brittenham 19972), Porter 20013)]。 

以下に LIC が 7 mg Fe/g dw を超える輸血量の算出法を示した。LIC 又は体内鉄蓄積量を算出す

る際には一般に Angelucci ら（2000） 1)の換算式が用いられる。これは（体内鉄蓄積量

(mg/kg)=LIC (mg/g dw) × 10.6）の数式で表され，たとえば，LIC 7 mg/g dw を超える体内鉄蓄積量

は，7 × 10.6=74.2 mg/kg，体重 50kg の患者では 50 × 74.2=3710 g となる。 

外国での輸血 1 単位（400 mL 由来，約 280 mL 赤血球濃厚液）には約 200 mg ヘモグロビン鉄

が含まれるので，これを輸血量（単位）に換算すると 3710 ÷ 200=18.6 単位となる。また，これ

を外国における輸血量（赤血球濃厚液：mL/kg）に換算すると 18.6 単位 × 280 mL ÷ 50 kg=103.9 

mL/kg となる。本邦での輸血 1 単位（200 mL 由来，約 140 mL 赤血球濃厚液）には約 100 mg ヘ
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モグロビン鉄を含むため，外国と同じ計算を行うと，LIC が 7 mg/kg dw を超える輸血量（単位）

は 3710 ÷ 100=37.1 単位，輸血量（赤血球濃厚液：mL/kg）は 37.1 単位  × 140 mL ÷ 

50 kg=103.9 mL/kg となる。 

以上の所見より，LIC 7 mg/g dw を超える輸血量として外国規格では，人赤血球濃厚液約

100 mL/kg 以上（成人では約 20 単位以上），本邦では人赤血球濃厚液約 100 mL/kg 以上（成人

では約 40 単位以上）となる。 

一方，過去の輸血量だけでは，それまでに受けた除鉄治療の影響を踏まえて慢性鉄過剰症の状

態を判断することは困難であり，それにより治療目的（体内鉄蓄積量の維持か減少か）を誤り，

結果的に効果不足または副作用の発現など，患者に不利益をもたらすリスクは否定できないと考

える。 

原疾患の支持療法として継続して頻回輸血が施行されている患者では，体内鉄蓄積量の増加に

伴い血清フェリチンが高値を示すことが報告されている。 

血清フェリチンとヘモクロマトーシスとの関連，血清フェリチンと生命予後との関連について

下記の論文が公表されている。これらの報告から，血清フェリチンが 1,000 ng/mL を超えた場合

に臓器障害を引き起こすリスクが高まることを示唆しており，使用開始の目安となると考える。

そのため，添付文書中で，参考になる情報として情報提供することが妥当であると考えた。 

• Brittenham ら：血清フェリチンと LIC（ヘモクロマトーシス）との関連について，両者が有 

意に相関していた 7)。 

• Takatoku ら：生命予後との関連について，輸血による慢性鉄過剰症の患者で，心機能異常

及び肝機能異常の発現した患者のうち 90%を超える患者で，また，死亡した患者のほとんど 

（37/38 例）で血清フェリチンが 1,000 ng/mL を超えていた 6)。 

• Malcovati ら：原疾患が MDS で，頻回輸血により血清フェリチンが 1,000 ng/mL を超えて

いる患者では，血清フェリチンが高値になるにしたがい生存期間が短縮していた 8)。 

• Olivieri ら：生命に関わる心障害（心不全を伴う心筋症）の発現リスクが，血清フェリチン

が 2,500 ng/mL を超えると高くなる 9)。 

 

以上の所見を踏まえて，本剤の治療開始に関する使用上の注意として，外国と同様に慢性鉄過

剰症による不可逆的な臓器障害を引き起こすリスクが高まる値である LIC 7 mg Fe/g dw を超える

輸血量 100 mL/kg（成人では約 40 単位以上に相当）及び輸血による慢性鉄過剰症の所見として，

血清フェリチンが継続的に高値を示す場合を参考とするよう，効能又は効果に関連する使用上の

注意を設定し，【重要な基本的注意】の項に以下のとおり記載した。 

（8）血清フェリチンが 1,000 又は 2,500ng/mL を超えた場合には、臓器障害や生存期間に影響

することが示唆されている。 
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2 用法及び用量の案及びその設定根拠 

2.1 用法及び用量，用法及び用量に関連する使用上の注意の案 
【用法及び用量】 

通常，デフェラシロクスとして 20 mg/kg を 1 日 1 回，水 100 mL 以上で用時懸濁し，空腹時に

経口投与する。なお，患者の状態により適宜増減するが，1 日量は 30 mg/kg を超えないこ

と。 

＜用法及び用量に関連する使用上の注意＞ 

（１）本剤の薬物動態は食事の影響を受けやすいため空腹時に服用し，服用後 30 分間は食事を

しないこと（【薬物動態】2．食事の影響の項参照）。 

（２）1 ヵ月あたりの輸血量が人赤血球濃厚液 7 mL/kg 未満（成人では 4 単位/月未満に相当）の

場合は，初期投与量（1 日量）として 10 mg/kg を投与することを考慮すること。 

（３）投与開始後は血清フェリチンを毎月測定すること。用量調節にあたっては、患者の血清フ

ェリチンの推移を 3～6 ヵ月間観察し，その他の患者の状態（安全性、輸血量等）及び治

療目的（体内鉄蓄積量の維持又は減少）も考慮して 5～10 mg/kg の間で段階的に増減を行

うこと。なお，本剤投与により血清フェリチンが継続して 500ng/mL を下回った患者での

使用経験は少ないので，本剤による過剰な鉄除去には注意すること。 

（４）本剤投与によって血清クレアチニンの増加があらわれることがあるので，投与開始前に血

清クレアチニン値を 2 回測定し、投与開始後は 4 週毎に測定すること。腎機能障害のあ

る患者や，腎機能を低下させる薬剤を投与中の患者では、腎機能が悪化するおそれがある

ので，治療開始又は投与量変更後 1 ヵ月間は毎週血清クレアチニンを測定すること。 

本剤投与後，成人患者では，連続 2 回の来院時において，治療前の平均値の 33%を超え

る本剤に起因した血清クレアチニンの増加が認められた場合には，デフェラシロクスとし

て 10mg/kg 減量すること。減量後も更に血清クレアチニンが増加し，かつ施設基準値を超

える場合には休薬すること。小児患者では、連続 2 回の来院時において血清クレアチニン

が基準範囲の上限を超えている場合には，デフェラシロクスとして 10mg/kg 減量するこ

と。 減量後も更に血清クレアチニンの増加が認められる場合には休薬すること。 

 

2.2 用法及び用量，用法及び用量に関連する使用上の注意の案の設定根

拠 
β サラセミア患者を対象とした外国第 III 相比較試験において，LIC 7 mg Fe/g dw 以上の患者群

（ICL670 20 及び 30 mg/kg 投与）で DFO 投与群（連日持続皮下注入による計画的な投与）との

非劣性が確認され，両群とも投与前と比較して有意な LIC 減少が認められた。また，ICL670 は

DFO と同様に用量依存的に LIC 及び血清フェリチンの減少又は維持，鉄収支の増加を示した。
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MDS を含む難治性貧血患者を対象とした外国臨床試験（0108 試験）及び鎌状赤血球貧血患者を

対象とした外国臨床試験（0109 試験）においても 0107 試験成績と同様に用量依存的に LIC 及び

血清フェリチンの減少，鉄収支の増加がみられた。 

また，個々の患者の輸血量（  < 7 mL/kg/月，7～14 mL/kg/月，  > 14 mL/kg/月）の違いが

ICL670 の有効性に影響を及ぼす可能性を示す結果が得られた。ICL670 30 mg/kg では輸血量にか

かわらず，LIC 及び血清フェリチンの減少が得られた。20 mg/kg では 14 mL/kg/月未満の輸血量

の患者で LIC 及び血清フェリチンの減少が認められ，14 mL/kg/月を超える輸血量の患者で LIC

及び血清フェリチンは増加の傾向を示した。10 mg/kg では 7 mL/kg/月未満の輸血量の患者で LIC

及び血清フェリチンは不変であったが，7 mL/kg/月を超える輸血量の患者では LIC 及び血清フェ

リチンの増加が認められた。 

ICL670 の鉄排泄量（糞・尿中の鉄量を測定）については，「効能・効果の設定根拠」の項に

記載したように日本人患者と外国人患者で大きな違いがみられなかった。また，国内臨床試験

（1101 継続投与試験）の成績から個々の輸血量についても外国人患者と同様の傾向がみられた。 

一方，国内及び外国臨床試験成績では，用量に相関した副作用の発現がみられ，特に血中クレ

アチニン増加は，ICL670 20 及び 30 mg/kg の高用量で高頻度に認められた。また，外国臨床試験

において，血清クレアチニンの増加に個々の患者の輸血量及び ICL670 の用量との関連性を示唆

する結果が得られ，輸血量が少ない患者に高用量の ICL670 を投与された患者で高頻度に発現す

る傾向がみられたことから，明確な機序の解明には至っていないが，本剤による過剰な鉄キレー

ト効果による可能性が考えられた（Table 2-1）。 

以上の所見より，本剤の治療開始用量としては，国内及び外国臨床試験からの有効性及び安全

性の結果を踏まえて，20 mg/kg が妥当な用量であると考える。 

Table 2-1 ICL670 投与量別，輸血量別での血清クレアチニン増加により減量を必要

とした患者 
 
 
1 ヵ月あたりの輸血量 

ICL670 
≤ 10 mg/kg 

N=227 
 n/N (%) 

ICL670 
20 mg/kg 

N=182 
n/N (%) 

ICL670 
30 mg/kg 

N=243 
n/N (%) 

< 7 mL/kg (n=146) 2/60 (3.3) 8/35 (22.9) 10/51 (19.6) 

7～14 mL/kg (n=419) 2/136 (1.5) 13/118 (11.0) 30/165 (18.2) 

> 14 mL/kg (n=87) 0/31 (0) 0/29 (0) 3/27 (11.1) 

Source：[2.5 Table 5-20] 

 

外国では β サラセミアなどの先天性の疾患を対象に臨床試験を実施したので 16 歳未満の患者

の比率は約 45%と多く，その内訳は 2～6 歳未満が約 8%，6～12 歳未満は約 19%，12～16 歳未満

は約 18%であった。本剤の薬物動態の成績では，小児での ICL670 の曝露量は成人と比較して低

い傾向が示され，成人になると年齢による大きな変化はみられなかった。有効性については，成
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人と高齢者（65 歳以上）で大きな違いはみられず，小児は成人と比較して低い傾向がみられた。

安全性については，小児（2 歳以上），成人及び高齢者（65 歳以上）での年齢間の違いによる有

害事象の発現頻度及びその内容に特に大きな違いがみられなかった。 

以上の所見より，各患者の開始用量での有効性及び安全性をモニタリングしながら適切な用量

調節を適切に行うことで，小児又は高齢者に対し特別の用量設定をする必要はないと考える。 

ICL670 のバイオアベイラビリティーは食事により上昇し，又標準食に比較して高脂肪食を摂

取後に投与した場合にその影響は顕著であった。標準食摂取後に ICL670 を投与したときの Cmax

及び AUC は空腹時投与に比べてそれぞれ 47%及び 49%上昇し，高脂肪食摂取後の投与ではそれ

ぞれ 77%及び 100%上昇した。一方，食前 30 分に投与した場合には食事の脂肪含量に関わらず

Cmax 及び AUC の増加は 20%であり，影響はわずかであった。以上の所見より，ICL670 は食事の

影響を受けるために，空腹時（少なくとも食事の 30 分前）に服用することが妥当であると考え

た。 

本剤は水に懸濁して服用するために，服用時には均等に懸濁されている必要がある。しかし，

懸濁する水の量が少ないと容器の下部に沈降することがあることから，臨床試験での使用経験よ

り 100 mL 以上の水で懸濁して服用することを推奨した。 

また，ICL670 30 mg/kg を超えた用量については，長期投与による臨床試験成績はなく，安全

性及び有効性プロファイルは不明であるため，30 mg/kg を超えた用量での使用は避けることが妥

当であると考えた。 

 

以上の所見を踏まえて，ICL670 の【用法及び用量】として「通常，デフェラシロクスとして

20 mg/kg を 1 日 1 回，水 100 mL 以上で用時懸濁し，空腹時に経口投与する。なお，患者の状態

により適宜増減するが，1 日量は 30 mg/kg を超えないこと。」を設定した。 

 

【用法及び用量に関連する使用上の注意】については以下により設定した。 

（１）本剤の薬物動態は食事の影響を受けやすいため空腹時に服用し，服用後 30 分間は食事

をしないこと（【薬物動態】2．食事の影響の項参照）。 

 

用法及び用量において空腹時投与を設定しているため，その設定理由及び服用後の食事の時期

に関する注意書きを設定した。 

 

（２）1 ヵ月あたりの輸血量が人赤血球濃厚液 7 mL/kg 未満（成人では 4 単位/月未満に相当）

の場合は，初期投与量（1 日量）として 10 mg/kg を投与することを考慮すること。 

 

外国臨床試験成績では，輸血量が 7 mL/kg/月未満（輸血による鉄摂取量少ない）の患者に対し，

ICL670 10 mg/kg を投与した結果，LIC 及び血清フェリチンは投与前と比較して不変（維持）で
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あり，慢性鉄過剰症の病態を急激に悪化させる結果は得られていない。一方，輸血量にかかわら

ず血清クレアチニンの増加は低頻度であった。以上の結果より，輸血量が 7 mL/kg/月未満（成人

では 4 単位/月未満に相当）の患者には 10 mg/kg を初期投与量として検討することを推奨するた

めに設定した。 

 

（３）投与開始後は血清フェリチンを毎月測定すること。用量調節にあたっては，患者の血清

フェリチンの推移を 3～6 ヵ月間観察し，その他の患者の状態（安全性，輸血量等）及び治療目

的（体内鉄蓄積量の維持又は減少）も考慮して 5～10 mg/kg の間で段階的に増減を行うこと。な

お，本剤投与により血清フェリチンが継続して 500ng/mL を下回った患者での使用経験は少ない

ので，本剤による過剰な鉄除去には注意すること。 

 

LIC の経時的変化は血清フェリチンの変化に相関することは一般的に認識されており，又，簡

便に測定できる血清フェリチンは，通常の診療でも使用されていることから，本剤の用量調節に

際しては，血清フェリチンをモニタリングすることを推奨する。 

上記したように，本剤は用量依存的に LIC 及び血清フェリチンの減少又は維持，鉄収支の増加

を示すが，一方では用量に相関した副作用の発現がみられ，特に血中クレアチニン増加は，

ICL670 20 及び 30 mg/kg の高用量で高頻度に認められた。血清クレアチニンの増加には，個々の

患者の輸血量及び ICL670 の用量との関連性を示唆する結果が得られており，輸血量が少ない患

者に高用量の ICL670 を投与された患者で高頻度に発現する傾向がみられ，明確な機序の解明に

は至っていないが，本剤による過剰な鉄キレート効果による可能性が考えられている。 

以上の所見より，開始用量で十分な効果がみられない場合には，血清フェリチンの推移，患者

の状態（安全性，輸血量等）と治療目的（体内鉄蓄積量の維持又は減少）を考慮して，増量によ

る過剰な鉄キレート効果による安全性上のリスクを避けるために 5～10 mg/kg ごとに増量するこ

とを推奨する。また，血清フェリチンが 500 ng/mL を下回って本剤を投与した症例が少なく，本

剤の過剰な鉄除去による影響が不明であるため，注意喚起を行うこととした。 

 

（４）本剤投与によって血清クレアチニンの増加があらわれることがあるので，投与開始前に

血清クレアチニン値を 2 回測定し、投与開始後は 4 週毎に測定すること。腎機能障害のある患

者や，腎機能を低下させる薬剤を投与中の患者では、腎機能が悪化するおそれがあるので，治療

開始又は投与量変更後 1 ヵ月間は毎週血清クレアチニンを測定すること。 

本剤投与後，成人患者では，連続 2 回の来院時において，治療前の平均値の 33%を超える本剤

に起因した血清クレアチニンの増加が認められた場合には，デフェラシロクスとして 10mg/kg 

減量すること。減量後も更に血清クレアチニンが増加し，かつ施設基準値を超える場合には休薬

すること。小児患者では、連続 2 回の来院時において血清クレアチニンが基準範囲の上限を超え
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ている場合には，デフェラシロクスとして 10mg/kg 減量すること。 減量後も更に血清クレアチ

ニンの増加が認められる場合には休薬すること。 

 

ICL670 投与症例で高頻度にみられた臨床検査値異常は血清クレアチニンの軽度な増加で，そ

の発現は用量に相関して増加した。血清クレアチニンの増加は，投与前と比較して 50%以下であ

り，基準値上限の 2 倍を超えるものではなかった。投与前と比較して 2 回以上連続して 33%以上

の血清クレアチニンの増加は約 39%の患者にみられたが，約 70%の患者は減量することなく投与

が継続され，投与中に 33%未満への低下がみられた。また，約 30%の患者が減量して投与され，

投与中に 33%未満に低下，血清クレアチニンのさらなる増加はみられなかった。外国臨床試験成

績では，投与前と比較して 2 回以上連続して 33%以上の血清クレアチニンの増加に対して，大半

の患者が未処置にて継続投与が可能であった。しかしながら，血清クレアチニンの増加には，

個々の患者の輸血量及び ICL670 の用量との関連性を示唆する結果が得られており，輸血量が少

ない患者に高用量の ICL670 を投与された患者で高頻度に発現する傾向がみられ，明確な機序の

解明には至っていないが，本剤による過剰な鉄キレート効果による可能性が考えられることから，

上記の減量基準を設定することとした。 

なお，血清クレアチニンは日内変動もあるため，投与開始前の 2 回の来院時における測定値の

平均をベースラインに設定した。また，腎機能障害を有する患者を対象とした臨床試験は国内外

ともに行われていないため，腎機能障害を有する患者における安全性は確認されていない。よっ

て，すでに腎機能障害がある患者及び腎機能を低下させる薬剤を投与中の患者では、本剤投与に

より腎機能が悪化するおそれがあるので、治療開始又は投与量変更後１ヵ月間は毎週血清クレア

チニンを測定し、慎重に投与することとした。 
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本添付文書案は，2008 年１月 23 日に改訂された CDS（Core Data Sheet）の記載

に準拠して設定した。 

1 禁忌欄 

1.1 禁忌の案 
【禁忌（次の患者には投与しないこと）】 

本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者 
（赤枠） 

1.2 禁忌の案の設定根拠 
重篤な過敏症状が発現する可能性を考慮し，過敏症状の既往のある患者に対する一般的な注意

として投与禁忌を設定した。 

2 慎重投与欄 

2.1 慎重投与の案 
（1）腎機能障害のある患者及び腎機能を低下させる薬剤を投与中の患者〔腎機能が悪化する

おそれがある。〕 

（2）肝機能障害のある患者〔肝機能障害が悪化するおそれがある。〕 

2.2 慎重投与の案の設定根拠 
（1）国内外の臨床試験及び海外製造販売後に報告された副作用より，すでに腎機能障害があ

る患者及び腎機能を低下させる薬剤を投与中の患者では，本剤投与により腎機能が悪化

するおそれがあることから，慎重投与とした。詳細は「CTD1.8.2 用法及び用量に関連

する使用上の注意（4）案の設定根拠」の項を参照。 

（2）国内外の臨床試験及び海外製造販売後に報告された副作用より，すでに肝臓機能障害が

ある患者では，本剤投与により肝機能障害が悪化するおそれがあることから，慎重投与

とした。詳細は「3.2 重要な基本的注意の案の設定根拠（4）」の項を参照。 

3 重要な基本的注意欄 

3.1 重要な基本的注意の案 
（1）本剤は難治性貧血の治療について十分な知識・経験を持つ医師の下で，本剤による治療

が適切と判断される患者についてのみ使用すること。 

（2）尿蛋白を 4 週毎に測定し，尿蛋白/クレアチニン比が 1.0mg/mg を超えた場合は休薬する

こと。 
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（3）下痢又は嘔吐を発現した場合は，腎機能が悪化するおそれがあるので，十分な水分補給

を行うこと。 

（4）本剤投与によって，肝機能検査値異常があらわれることがあるので，定期的に肝機能検

査を行うこと。本剤に起因した血清トランスアミナーゼの持続的な上昇が認められた場

合には休薬し，適切な処置を行うこと。肝機能検査値異常の原因が判明し，肝機能検査

値が正常化した場合に本剤による治療を再開する際には，本剤を減量して治療を再開す

ること。 

（5）本剤投与によって難聴及び水晶体混濁，視神経炎が報告されているので，投与開始前及

び投与後は定期的（6 ヵ月毎）に聴力検査及び眼科的検査（眼底検査を含む）を行い，異

常が認められた場合には減量又は休薬し，適切な処置を行うこと。 

（6） 本剤と他の鉄キレート剤療法との併用は，安全性が確立されていないため，推奨されな

い。 

（7）本剤投与中にめまい，視覚・聴力障害があらわれることがあるので，患者に注意喚起し，

本剤投与中は自動車の運転等危険を伴う機械の操作に注意させること。 

（8）血清フェリチンが 1,000 又は 2,500 ng/mL を超えた場合には，臓器障害や生存期間に影響

することが示唆されている。1～3) 

3.2 重要な基本的注意の案の設定根拠 
（1）本剤は体外へ鉄を排泄させる薬剤として，輸血による慢性鉄過剰症の患者に使用される

ものであり，適正使用の観点から設定した。 

（2）蛋白尿は腎機能障害の指標のひとつであることから，尿蛋白のモニタリングを 4 週毎に

行うよう注意喚起するとともに，異常が認められたときには休薬し，適切な処置を行う

ことが重要であると考え，設定した。 

（3）下痢や嘔吐時には，腎臓に対する影響を考え，十分な水分補給を行うよう注意喚起が必

要であることから，設定した。 

（4）海外臨床試験で対象となった被験者の多くは，輸血感染性慢性ウイルス性肝炎あるいは

慢性鉄過剰症による肝障害のため，治験開始時にすでに肝機能検査値異常が認められた。

国内 1101 試験の 1 年継続投与試験では，一過性の肝トランスアミナーゼの上昇が 1 例に

みられた。海外の β サラセミア患者を対象とした臨床試験（0107 試験）では 3 例がトラ

ンスアミナーゼ上昇のため治験薬の投与を中止した。いずれの事象も治験薬との因果関

係が疑われた。海外製造販売後 1 年間の使用経験より，肝トランスアミナーゼ上昇が自

発報告として 63 例（推定患者数 12,698 人）報告されている［5.3.6］。以上の臨床試験及

び海外製造販売後の使用経験より，肝機能のモニタリングを定期的に行うよう注意喚起

するとともに，肝機能の異常が認められたときには休薬し，適切な処置を行うことが重

要であると考え，設定した。なお，肝機能検査値異常の原因が判明し，肝機能検査値が
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正常化した場合に本剤の投与を再開するときの注意として，安全性を考慮して減量によ

る治療再開を設定した。 

（5）海外の臨床試験及び海外製造販売後に報告された重篤な副作用について記載し，注意を

喚起する必要があると判断したため設定した。尚，検査頻度については，臨床試験にお

いて，これらの有害事象が投与開始後から平均で 6 ヵ月以上 1 年未満の期間内に発現し

ていることから，検査間隔を 6 ヵ月毎とした。詳細は「5.2 副作用の案の設定根拠」の項

を参照。 

（6）本剤と他の鉄キレート剤の併用療法の臨床試験は国内外ともに行われておらず，安全性

は確認していない。一般的に，同じ薬理作用を有する薬剤を併用投与することにより，

両剤の毒性が増強する可能性が考えられたため，他の鉄キレート剤との併用には注意す

るよう設定した。 

（7）本剤投与によりめまいや疲労の副作用が発現する可能性があり，さらに本剤投与によっ

て難聴及び水晶体混濁が報告されていることから，自動車の運転など危険を伴う機械の

操作に従事する場合に注意する必要があると考え，設定した。 

（8）血清フェリチン値とヘモクロマトーシスとの関連，血清フェリチン値と生命予後との関

連についての公表論文において 1）生命予後との関連について，輸血による慢性鉄過剰症

の患者で，心機能異常及び肝機能異常の発現した患者うち 90%を超える患者で，また，

死亡した患者のほとんど（37/38 例）で血清フェリチンが 1,000 ng/mL を超えていたこと，

2）原疾患が MDS で，頻回輸血により血清フェリチンが 1,000 ng/mL を超えている患者

では，血清フェリチンが高値になるにしたがい生存期間が短縮していたこと，3）生命に

関わる心障害（心不全を伴う心筋症）の発現リスクが，血清フェリチンが 2,500 ng/mL を

超えると高くなることが報告されている。これらの報告は，血清フェリチン値が

1,000 ng/mL 又は 2,500 ng/mL を超えた場合に臓器障害を引き起こすリスクが高まること

や生存期間に影響することを示唆しており，慢性鉄過剰症の治療開始の目安となると考

える。そのため，添付文書中で，参考となると情報として情報提供することが必要であ

ると考えられたことから，設定した。 

1) Takatoku M, et al. :  Eur J Haematol 78, 487, 2007 

2) Malcovati L, et al. J Clin Oncol; 23, 7594, 2005 

3) Olivieri NF, et al. : N Engl J Med., 331(9), 574, 1994 
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4 相互作用欄 

4.1 相互作用の案 
併用注意（併用に注意すること） 

薬剤名等 臨床症状・措置方法 機序・危険因子 

アルミニウム含有制酸剤 両剤の作用が減弱する可能性が

ある。 

本剤とキレートを形成する。 

CYP3A4 で代謝される薬剤 

シクロスポリン 

シンバスタチン 

ミダゾラム 

経口避妊薬等 

これらの薬剤の作用が減弱する

おそれがある。 

健康成人に本剤とミダゾラム

（経口投与，国内未承認の用

法）を併用投与した場合，ミダ

ゾラムのAUCが17%低下したとの

報告がある。 

本剤の弱いCYP3A4誘導作用によ

り，これらの薬剤の代謝が促進

されると考えられる。 

潰瘍を誘発する可能性のある薬

剤 

非ステロイド性消炎鎮痛剤 

副腎皮質ステロイド剤 

経口ビスホスホネート 

本剤投与中に胃潰瘍（多発性潰

瘍），十二指腸潰瘍，胃腸出血

があらわれたとの報告がある｡ 

胃腸刺激のリスクが高まる可能

性がある。 

抗凝血剤 胃腸出血があった場合，併用に

より出血が助長されたとの報告

がある。 

抗凝血剤の作用による。 

4.2 相互作用の案の設定根拠 
本剤は，本剤 2 分子が 3 価の鉄と錯体を形成する鉄キレート剤である。鉄を含めた金属と本剤

との錯体形成を調べた実験において，本剤は銅イオン並びに亜鉛イオンに対する親和性が低く，

鉄に対して高い選択的親和性を示したが，アルミニウムに対しても親和性があった。したがって，

アルミニウム含有制酸剤を併用投与することにより，両剤の作用が減弱する可能性があることか

ら設定した［2.6.2.2.1.4］。 

ICL670 の CYP3A4 への影響を検討するため，ICL670 投与前及び ICL670 が定常状態にある

ときにミダゾラムを投与したときのミダゾラムの PK を評価することを主要目的とし，ミダゾラ

ムと ICL670 の併用投与時の安全性を評価することを副次目的とした試験（2126 試験）を実施

した。その結果，ICL670 と併用投与時にミダゾラムの Cmax が 23%低下し，AUCinfが 17%低下し

たことから，ICL670 によるミダゾラム代謝酵素である CYP3A4 の弱い誘導効果が示唆された。

この結果より，CYP3A4 で代謝される他の薬剤についても本剤併用投与により，代謝が促進され

る可能性があり，注意して併用する必要があると判断されたため，ミダゾラム以外の薬剤として

シクロスポリン，シンバスタチン，経口避妊薬を記載した。 

潰瘍を誘発する薬剤を併用投与することにより，胃腸刺激の危険性が高まる可能性がある。本

剤と非ステロイド性消炎鎮痛剤，副腎皮質ステロイド剤，経口ビスホスホネートを併用療法して
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いた患者において，胃潰瘍，十二指腸潰瘍，胃腸出血があらわれたとの報告があることから，併

用注意として設定した。 

本剤と抗凝血剤を併用する場合には，胃腸出血が悪化するおそれがあり，本剤投与中に胃腸出

血を発現した症例のうち，抗凝血剤の投与を受けていた患者において出血が助長されたとの報告

があることから，併用注意として設定した。 

5 副作用欄 

5.1 副作用の案 
国内第 I 相臨床試験において，本剤の単回投与を受けた輸血による鉄過剰症患者（原疾患：骨

髄異形成症候群，再生不良性貧血等）26 例中 4 例（15.4%）に，1 週間投与を受けた 26 例中 6 例

（23.1%）に，1 年間の継続投与を受けた 21 例中 11 例（52.4%）に副作用（臨床検査値の異常を

含む）が認められた。単回投与で認められた主な副作用は，下痢 2 例（7.7%）であった。1 週間

投与で認められた主な副作用は，下痢 2 例（7.7%），悪心 2 例（7.7%），血中クレアチニン増加

2 例（7.7%）であった。継続投与で認められた主な副作用は，血中クレアチニン増加 6 例

（28.6%），尿中 β2 ミクログロブリン増加 4 例（19.0%），血中 ALP 増加 3 例（14.3%）であっ

た。 

海外第 II 相臨床試験及び第 III 相臨床試験において，本剤の投与を受けた β サラセミア患者

421 例中 169 例（40.1%）に副作用が認められた。主な副作用は，血中クレアチニン増加 48 例

（11.4%），発疹 36 例（8.6%），腹痛 35 例（8.3%），悪心 27 例（6.4%），下痢 23 例（5.5%），

便秘 12 例（2.9%），トランスアミナーゼ上昇 11 例（2.6%），嘔吐 11 例（2.6%）等であった。 

海外第Ⅱ相臨床試験において，本剤の投与を受けた骨髄異形成症候群やダイヤモンド・ブラッ

クファン貧血等の難治性貧血患者 99 例中 64 例（64.6%）に副作用が認められた。主な副作用は，

下痢 25 例（25.3%），悪心 19 例（19.2%），血中クレアチニン増加 16 例（16.2%），嘔吐 11 例

（11.1%），腹痛 11 例（11.1%），消化不良 5 例（5.1%），発疹 5 例（5.1%），頭痛 4 例

（4.0%），腹部膨満 3 例（3.0%），便秘 3 例（3.0%），胃炎 3 例（3.0%），疲労 2 例（2.0%），

蛋白尿 2 例（2.0%）等であった。 

海外第 II 相臨床試験において，本剤の投与を受けた鎌状赤血球貧血患者 132 例中 51 例

（38.6%）に副作用が認められた。主な副作用は，悪心 16 例（12.1%），下痢 12 例（9.1%），嘔

吐 7 例（5.3%），血中クレアチニン増加 6 例（4.5%），腹痛 5 例（3.8%），上腹部痛 5 例

（3.8%），腹部不快感 4 例（3.0%），そう痒症 3 例（2.3%），頭痛 3 例（2.3%），発疹 3 例

（2.3%）等であった。 

（承認時までの集計） 

（1）重大な副作用 
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1）ショック，アナフィラキシー様症状（頻度不明）：ショック，アナフィラキシー様症状が

あらわれることがあるので，観察を十分に行い，血管神経性浮腫，アナフィラキシー等の

異常が認められた場合には直ちに投与を中止し，適切な処置を行うこと。 

2）急性腎不全（頻度不明），腎尿細管障害（頻度：0.1%-1.0%）：急性腎不全，腎尿細管障害

（ファンコニー症候群）があらわれることがあるので，観察を十分に行い，異常が認めら

れた場合には休薬するなど適切な処置を行うこと。 

3）肝炎（0.1%～1%未満），肝不全（頻度不明）：肝硬変や多臓器不全等を合併している患者

で，肝不全が認められているので，定期的に肝機能検査を行い，異常が認められた場合は

休薬し，適切な処置を行うこと。 

4）胃潰瘍（多発性潰瘍を含む）（0.1%～1%未満），十二指腸潰瘍（0.1%～1%未満），胃腸

出血（0.1%～1%未満）：胃潰瘍（多発性潰瘍を含む），十二指腸潰瘍，胃腸出血があらわれ

ることがあるので，観察を十分に行い，異常が認められた場合には休薬するなど適切な処置

を行うこと。 

5）聴力障害（難聴）（0.1%～1%未満）：難聴等の聴力障害があらわれることがあるので，観

察を十分に行い，異常が認められた場合には減量又は休薬するなど適切な処置を行うこと。 

6）水晶体混濁（初期の白内障）（0.1%～1%未満），視神経炎（0.01%～0.1%未満）：水晶体

混濁，視神経炎があらわれることがあるので，観察を十分に行い，異常が認められた場合に

は減量又は休薬するなど適切な処置を行うこと。 

（2）その他の副作用 

下記の副作用があらわれることがあるので，異常が認められた場合には必要に応じて適切

な処置を行うこと。注 1) 

 頻度不明注 2) 10%以上 1%～10%未

満 
0.1%～1%

未満 
0.01%～

0.1%未満 
精神障害 - - - 不安，睡眠

障害 - 

神経系障害 - - 頭痛 浮動性めま

い - 

眼障害 - - - 黄斑症 - 
呼吸器系障害 - - - 咽喉頭痛 - 
胃腸障害 

- - 

下痢，便秘，

嘔吐，悪心，

腹痛，腹部膨

満，消化不良

胃炎 食道炎 

肝胆道系障害 

- - 

臨床検査値異

常（AST
（GOT）増

加，ALT
（GPT）増

加） 

胆石症 

- 

皮膚及び皮下組織障

害 

白血球破砕性

血管炎，蕁麻

疹 
- 

発疹注 3)，そ

う痒症 
色素沈着障

害 - 
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 頻度不明注 2) 10%以上 1%～10%未

満 
0.1%～1%

未満 
0.01%～

0.1%未満 
腎及び尿路 

障害 
- 血中クレアチ

ニン増加 
蛋白尿 

- - 

全身障害 - - - 発熱，浮

腫，疲労 - 

注 1) 副作用の頻度については海外での臨床試験に基づき分類した。 
注 2) 海外の自発報告でのみ発現した副作用は頻度不明とした。 
注 3) 重度な発疹があらわれたときには休薬し，適切な処置を行うこと。投与を再開する場合には，低用量から開

始すること。 

5.2 副作用の案の設定根拠 
国内臨床試験（1101 試験）における単回及び 1 週間の反復投与（26 例），並びに 1 年間の継

続投与（21 例）で，それぞれ 2 例以上の被験者で認められた副作用を記載した。海外臨床試験

（0106，0107，0108，0109 試験）については，発現率が 2%を超える副作用を対象被験者の原疾

患別に分類し，記載した。 

（1）重大な副作用 

1）ショック，アナフィラキシー様症状（頻度不明）：海外製造販売後 1 年 2 ヵ月間（2006 年

12 月 31 日データカットオフ）の使用経験より，本剤の治療を受けた患者で過敏症反応が

41 例報告された。その内訳は，アナフィラキシー反応が 4 例（うち 1 例は血管浮腫を併

発），血管浮腫が 1 例，蕁麻疹や顔面腫脹や呼吸困難を併発した他の過敏症反応が 12 例，

蕁麻疹が 24 例であった。アナフィラキシー反応を発現した患者については，本剤との時間

的関連性が疑われた。そのため，本剤投与中はショック，及び，血管神経性浮腫などのア

ナフィラキシー様症状に注意し，このような異常が認められた場合には直ちに投与を中止

し，適切な処置を行うことが必要であると判断したため，本剤の重大な副作用として設定

した。［5.3.6-3］ 

2）急性腎不全（頻度不明），腎尿細管障害（頻度：0.1%～1.0%未満）：急性腎不全について，

海外製造販売後 1 年 2 ヵ月間（2006 年 12 月 31 日データカットオフ）の使用経験より，本

剤の治療を受けた患者で転帰死亡の急性腎不全が 8 例，転帰死亡以外の急性腎不全が 18 例

報告された。またこの使用経験より，血清クレアチニンが 3.0 mg/dL を超えて増加した症

例は 8 例であった。これらの症例の多くで，急性腎不全に関連する他の要因（他剤併用薬，

合併症等）が考えられたが，転帰死亡以外の急性腎不全 18 例中 4 例，及び 3.0 mg/dL を超

える血清クレアチニンの増加が認められた 8 例中 2 例では，本剤との関連性を完全には否

定できなかった。腎尿細管障害について 2007 年 12 月 31 日までに得られた治験及び市販後

の安全性データより，治験からの報告で，かつ医師が本剤との関連性を疑った腎尿細管障

害が 3 例判明した。以上より，本剤投与中は急性腎不全及び腎尿細管障害に注意し，異常

が認められた場合には直ちに投与を中止し，適切な処置を行うことが必要であると判断し

たため，本剤の重大な副作用として設定した。［5.3.6-3］ 
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3）臨床試験成績において，肝炎が 0.1-1%未満の頻度で認められた。海外製造販売後から 2007

年 10 月 31 日までに集積された情報を元に「肝不全」等にて検索した結果，24 例の集積が

判明した。報告された 24 例の多くは肝臓に肝硬変などの重度の基礎疾患を有していたこと

から，肝不全の発現はおそらく重度の鉄過剰に関連していたと考えられた。以上のことか

ら，本剤投与中は肝炎，肝不全に注意し，定期的に肝機能検査を行い，異常が認められた

場合は休薬し，適切な処置を行うことが必要であると判断したため，本剤の重大な副作用

として設定した。 

4）胃潰瘍（多発性潰瘍を含む）（0.1%～1.0%未満），十二指腸潰瘍（0.1%～1.0%未満），胃

腸出血（0.1%～1.0%未満）：ラット及びマウスを用いた反復投与毒性試験では，200 

mg/kg/day 以上の用量において，投与後最短 2 週間から胃の糜爛／潰瘍／炎症が認められ，

長期の反復投与毒性試験では，同所見が低い用量から観察された。海外臨床試験では胃潰

瘍，十二指腸潰瘍，吐血，下血が各 1 例ずつあった。海外製造販売後 2 年間までに集積さ

れた情報を基に「胃腸出血 NEC，胃腸潰瘍と穿孔 NEC，胃腸の炎症」にて検索した結果，

87 例の集積が判明した。これらの事象は小児患者においても認められ，9 例（胃潰瘍 7 例，

十二指腸潰瘍 1 例，食道潰瘍 1 例）は胃腸潰瘍と出血を伴っていた。胃潰瘍を発現した患

者のうち 4 例は多発性潰瘍も報告されていた。用量依存性は認められなかった。以上より，

本剤投与中は観察を十分に行い，異常が認められた場合は休薬し，適切な処置を行うこと

が必要であると判断したため，本剤の重大な副作用として設定した。 

5）聴力障害（難聴）（0.1%～1%未満）：国内臨床試験では，難聴などの聴覚障害は認められ

ていない。海外臨床試験では聴力低下，難聴，突発性難聴の副作用が各 1 例ずつ報告され

た。海外製造販売後の使用経験より 2006 年 5 月 1 日から 2006 年 10 月 31 日までの期間で

難聴が 8 例，自発報告として報告された。以上のことから本剤の重大な副作用として設定

した。 

6）水晶体混濁（初期の白内障）（0.1%～1%未満），視神経炎（0.01%～0.1%未満）：ラット

を用いた非臨床試験では，高用量投与群で投与 11 週目から白内障が認められ，投与 26 週

目までにはすべての投与群で水晶体の変化が認められた。国内臨床試験では，白内障など

の眼障害は認められていないものの，海外臨床試験では水晶体混濁や初期の白内障が 2 例

に認められた。海外製造販売後 1 年間の使用経験より，自発報告として水晶体混濁が 2 例

報告された。海外製造販売後 2 年間までの使用経験より，視神経炎が 3 例報告された。本

剤と同じ鉄キレート剤のデスフェラールでは，水晶体混濁，視力低下，夜盲，色覚異常，

視野欠損，霧視，網膜色素変性，視力消失，視神経炎，暗点，角膜混濁などの眼障害が報

告されている。以上のことから，定期的に眼科検査を行い，慎重に対処するべきであると

考え設定した。 
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（2）その他の副作用 

海外臨床試験（0106，0107，0108，0109 試験）において，本剤の投与を受けた β サラセミ

ア患者 421 例，難治性貧血患者 99 例，鎌状赤血球貧血患者 132 例の合計 652 例中 3 例以

上の被験者に認められた副作用を表示した。その際，以下のとおり，同類の副作用をひと

つの副作用 MedDRA 用語（PT）に併合し，併合した PT 別に頻度を求めた。 

PT（併合した PT）：腹痛（腹痛・上腹部痛・下腹部痛・腹部不快感・胃不快感），血中

クレアチニン増加（血中クレアチニン異常，腎機能障害，腎不全），下痢（腸雑音異常・

下痢・軟便・排便回数増加・消化管運動過剰），浮腫（水分過負荷・末梢性浮腫），疲労

（倦怠感，無力症），難聴（聴力低下・突発難聴），咽喉頭痛（咽喉刺激感），色素沈着

障害（皮膚変色），蛋白尿（尿中 β2 ミクログロブリン増加・尿中アルブミン陽性），そう

痒症（痒疹・全身性そう痒症），発熱（熱感），発疹（そう痒性皮疹・斑状丘疹皮疹・丘

疹・アレルギー性皮膚炎・皮膚病変・蕁麻疹・紅斑性皮疹・斑状皮疹），睡眠障害（不眠

症・傾眠） 

例外として，「不整脈」と「動悸」はいずれも各 3 例に認められたが，健康成人及び患者

を対象とした本剤の試験で心電図に影響がみられなかったこと，さらに鉄過剰症の患者は

心臓における鉄沈着により不整脈を発現しやすいことから，表中には記載しなかった。な

お，1 例または 2 例認められた「黄斑症」，「胆石症」については，臨床的な重要性や鉄

キレート剤の class effect を考慮して，表中に記載した。1 例認められた「突然死」「QT 延

長」については，治験薬との関連性がないと考えたため，表中に記載しなかった。1 例認

められた「軽微な好中球減少症」については薬剤性肝炎の随伴症状である可能性が考えら

れ，表中に記載しなかった。 

海外製造販売後 1 年 2 ヵ月の使用経験に基づき，「白血球破砕性血管炎」と「蕁麻疹」を

表中の頻度不明の欄に記載した［5.3.6-3］。 

海外製造販売後 2 年の使用経験より，食道炎が 11 例報告された。食道炎の 11 例中 4 例は

胃腸潰瘍や胃腸出血等を伴わないものであり，内訳は試験より 3 例，自発報告 1 例であっ

た。 

6 高齢者への投与欄 

6.1 高齢者への投与の案 
一般に高齢者では生理機能が低下しているので，患者の状態を観察しながら慎重に投与するこ

と。なお，海外において，本剤投与によって，消化器症状（特に下痢）が高齢者で多くあらわれ

ることが報告されている。 
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6.2 高齢者への投与の案の設定根拠 
一般に高齢者では腎機能，肝機能などの生理機能が低下していることから，高齢者へ投与する

場合の一般的な注意として，慎重に投与するよう，設定した。 

さらに，外国臨床試験併合解析（0106， 0107，0108，0109 試験）による年齢別の副作用発現

を調べたところ，消化器症状に関連する副作用（下痢，嘔吐）が 50 歳以上の患者で高頻度（発

現頻度 10%以上）にみられた。その内訳は下痢が 26.9%（52 例中 14 例），嘔吐が 11.5%（52 

例中 6 例）であった。また，これら副作用は 65 歳以上の高齢者で下痢が 33.3%（30 例中 10 

例），嘔吐が 13.3%（30 例中 4 例）と高頻度にみられた。以上のことから，本剤投与により軽

度から中等度の消化器症状に関連する副作用（特に下痢）が認められており，本副作用は他の年

齢別患者集団と比較して 65 歳以上の患者集団で高い傾向を示しているため，慎重に投与するよ

う設定した。  

7 妊婦，産婦，授乳婦への投与欄 

7.1 妊婦，産婦，授乳婦への投与の案 
（1）妊婦又は妊娠している可能性のある婦人には治療上の有益性が危険性を上回ると判断さ

れる場合にのみ投与すること。〔ラットにおいて，高用量で胎児の骨格変異の発現頻度

（100 mg/kg/日）及び死産児数（90 mg/kg/日）が増加したとの報告がある。動物実験にお

いて，胎児へ移行したとの報告がある（ラット・30mg/kg 投与・母体の 15%量の移行，

ウサギ・40mg/kg 投与・母体の 1.2%量の移行）。〕 

（2）本剤服用中は授乳を避けさせること。〔ラットで母乳中へ移行することが報告されてい

る。〕 

7.2 妊婦，産婦，授乳婦への投与の案の設定根拠 
（1）妊娠に対する影響を検討するための臨床試験は実施していない。非臨床試験で実施した

催奇形性試験では本剤に催奇形性は認められなかった。出生前及び出生以後の発生に対

する本剤の影響を評価した試験では母体致死量で死産児数が増加することが示された。

また，動物実験で胎児への移行が認められた。本剤の妊娠女性における使用経験は極め

て少なく，安全性は確立していないことより，設定した。 

（2）授乳に対する影響を検討するための臨床試験は実施していない。非臨床試験においては，

本剤は動物の乳汁中に分泌され，乳汁中濃度は血中濃度の約 20 倍に達することが示され

た。海外臨床試験では本剤の投与を受けた産婦による授乳の経験はない。以上より本剤

服用中は授乳を行わないことが推奨されることから，設定した。 



 Page 14 
CTD 1.8.3 使用上の注意の案及びその設定根拠                      
 
8 小児等への投与欄 

8.1 小児等への投与の案 
（1）海外臨床試験において，小児患者に投与した場合，小児患者の暴露量の方が成人の暴露

量に比べて約 20～30%低かったとの報告がある。 

（2）国内においては小児の使用経験はない。また，海外においては 2 歳未満の使用経験はな

い。 

（3）小児の投与量については，体重の変化を考慮すること。 

8.2 小児等への投与の案の設定根拠 
（1）0105 試験及び 0106 試験において，本薬を小児（18 歳未満）及び成人（18 歳以上）患者

に 4 週間反復投与したときの薬物動態パラメーターを 0105 試験での成人 β サラセミア

患者の曝露量と比較した場合，小児患者における本薬の曝露量は成人患者に比べて約 20

～30%低かったことから，設定した。尚，小児の曝露量が低くなる詳細なメカニズムに

ついては不明である。 

（2）国内外における使用経験について，情報提供することが必要と判断したため，設定した。 

（3）成長期であることから，体重を測定し，用法及び用量の項にしたがって，投与量を再計

算することが推奨されることから，設定した。 

9 臨床検査結果に及ぼす影響欄 

9.1 臨床検査結果に及ぼす影響の案 
化学的便潜血検査で，本剤により排泄された鉄により偽陽性を示す可能性がある。 

9.2 臨床検査結果に及ぼす影響の案の設定根拠 
便潜血反応検査は免疫学的便潜血検査と化学的便潜血検査の 2 法に大別される。 

免疫学的便潜血検査においては，ヒトヘモグロビン抗原に対する抗原抗体反応を用いることか

ら，特異性が高く，本剤により排泄された鉄が影響を与える可能性は極めて低いと考える。 

一方，従来法である化学的便潜血検査は，ヘモグロビンのペルオキシダーゼ様作用を利用して

過酸化水素存在下でクロモゲン（色原体）の酸化発色により判定しており，ヘモグロビンに特異

的ではない。また，本法による検査キットの添付文書中に，偽陽性を示す原因となる可能性のあ

る物質として塩化第二鉄が記載されていること，鉄剤の服用によっても偽陽性となることが知ら

れていることから，本剤とキレートを形成することにより便中に排泄された鉄が本反応に影響を

与える可能性は否定できない。 

よって，化学的便潜血検査については，添付文書上で情報提供する必要があると考え，設定し

た。 
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10 過量投与欄 

10.1 過量投与の案 
海外において，鉄過剰の β サラセミア患者における本剤 80 mg/kg の単回投与で，軽度の悪心

及び下痢が認められた。また，海外において，処方量の 2～3 倍量を数週間服用したとの報告が

ある。そのうちの 1 例に軽症の肝炎が認められたが，投与中止後，長期に及ぶ影響なく回復した。 

徴候，症状：急性の症状として悪心，嘔吐，頭痛及び下痢があらわれる可能性がある。 

処置：催吐又は胃洗浄並びに対症療法等の適切な処置を行うこと。 

10.2 過量投与の案の設定根拠 
国内臨床試験において，過量投与が報告された症例はなかった。海外臨床試験で鉄過剰の β サ

ラセミア患者における 80 mg/kg の単回投与では忍容性が認められ，軽度の悪心及び下痢が認め

られたのみであった。海外製造販売後 1 年の間に過量投与の自発報告が 3 例報告された。このう

ち，投薬過誤により 37.4 mg/kg/日の投与を受けた 11 歳の女性患者は腹痛を訴え，黄疸，暗色尿

を発現した。患者の肝トランスアミナーゼも増加していた。患者は軽症の肝炎と診断され，投与

を中止したところ 5 日後に症状は消失したと報告された。残りの 2 名の過量投与の報告について

は有害事象の発現がなかった。本剤の過量投与により悪心，嘔吐，頭痛及び下痢などの症状が現

れる可能性があり，その場合には，投薬中止し嘔吐の誘発又は胃洗浄，並びに対症療法によって

治療できると考えられる。ヒトでは透析で本剤を除去できるか不明である。本剤は血漿タンパク

結合率が高いため，理論的には透析で除去できるとは考えにくい。以上の理由から本項を設定し

た。 

11 適応上の注意欄 

11.1 適応上の注意の案 
（1）服用時：本剤は水 100 mL 以上で十分に懸濁して服用すること。また，コップ等の底に本

剤が残った場合は，再度水で懸濁して服用すること。なお，本剤を噛み砕いたり，丸ご

と飲み込んだりしないこと。 

（2）薬剤交付時：PTP 包装の薬剤は PTP シートから取り出して服用するよう指導すること。

（PTP シートの誤飲により，硬い鋭角部が食道粘膜へ刺入し，更には穿孔を起こして縦

隔洞炎等の重篤な合併症を併発することが報告されている） 

11.2 適応上の注意の案の設定根拠 
（1）本剤は懸濁剤であることから，噛み砕いたり丸ごと飲み込んだりせずに，水に懸濁して

服用するよう注意喚起を行う必要があると考え，設定した。 

（2）本剤は PTP 包装された薬剤である。患者が「PTP シートから薬剤を取り出さず，分割し

たシートのまま飲み込む」誤飲事例で緊急処置を要する症例が増加傾向にあるため，日
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本製薬団体連合会加盟各社の「自主申し合わせ」として添付文書の適用上の注意の項に

統一文面で記載することになっていることから，設定した。 

12 その他の注意欄 

12.1 その他の注意の案 
（1）本剤との因果関係は明らかではないが，本剤投与中に好中球減少や血小板減少等の血球

減少が，主として骨髄不全を合併しやすい血液疾患患者においてあらわれたとの報告が

ある。本剤投与中は，定期的に血液検査を行い，原因が明らかでない血球減少があらわ

れた場合には休薬すること。本剤による治療の再開については，血球減少の原因が本剤

以外の要因であることが判明した場合とすること。 

（2）類薬であるデフェロキサミンと 1 日 500 mg 以上（経口）のビタミン C との併用では，心

機能の低下がみられたとの報告がある。 

12.2 その他の注意の案の設定根拠 
（1）本剤による治療を受けた患者において血球減少が海外臨床試験で 1 例，海外製造販売後 1

年の使用経験では自発報告から 48 例報告されている（推定患者数 12,698 人）。これら患

者の大部分は，再生不良性貧血や骨髄異形成症候群などの血液疾患を有していた。血球

減少の発現と本剤による治療との因果関係は明らかではないことから「その他の注意」

として設定した。 

（2）非臨床及び臨床試験を含めて，本剤とビタミン C との正式な併用試験は行われていない

ものの，本剤とビタミン C との併用時において，現在までの国内外の臨床試験でみられ

た心機能低下に関連した副作用は 1 例のみであった。本患者は，無処置にて自然回復し，

その後も本剤とビタミン C を併用していたが，心機能低下に関連する有害事象の発現は

みられなかった。しかしながら，類薬の DFO で高用量のビタミン C との併用時に心機

能低下がみられたとの報告があることから，「その他の注意」として設定した。 
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RECOMMENDED International Nonproprietary Names
 (Rec. INN): List 48

Notice is hereby given that, in accordance with paragraph 7 of the Procedure for the Selection of Recommended
International Nonproprietary Names for Pharmaceutical Substances [Off. Rec. Wld Health Org., 1955, 60, 3 (Resolution
EB15.R7); 1969, 173, 10 (Resolution EB43.R9)], the following names are selected as Recommended International
Nonproprietary Names. The inclusion of a name in the lists of Recommended International Nonproprietary Names does not
imply any recommendation of the use of the substance in medicine or pharmacy.
Lists of Proposed (1–85) and Recommended (1–45) International Nonproprietary Names can be found in Cumulative
List  No. 10, 2002 (available in CD-ROM only).

Dénominations communes internationales
des Substances pharmaceutiques (DCI)

Dénominations communes internationales RECOMMANDÉES
 (DCI Rec): Liste 48

Il est notifié que, conformément aux dispositions du paragraphe 7 de la Procédure à suivre en vue du choix de Dénominations
communes internationales recommandées pour les Substances pharmaceutiques [Actes off. Org. mond. Santé, 1955, 60,
3 (résolution EB15.R7); 1969, 173, 10 (résolution EB43.R9)]  les dénominations ci-dessous sont choisises par l’Organisation
mondiale de la Santé en tant que dénominations communes internationales recommandées. L’inclusion d’une dénomination
dans les listes de DCI recommandées n’implique aucune recommandation en vue de l’utilisation de la substance
correspondante en médecine ou en pharmacie.
On trouvera d’autres listes de Dénominations communes internationales proposées (1–85) et recommandées (1–45)
dans la Liste récapitulative No. 10, 2002 (disponible sur CD-ROM seulement).

Denominaciones Comunes Internacionales
para las Sustancias Farmacéuticas (DCI)

Denominaciones Comunes Internacionales RECOMENDADAS
 (DCI Rec.): Lista 48

De conformidad con lo que dispone el párrafo 7 del Procedimiento de Selección de Denominaciones Comunes
Internacionales Recomendadas para las Sustancias Farmacéuticas [Act. Of. Mund. Salud, 1955, 60, 3 (Resolución
EB15.R7); 1969, 173, 10 (Resolución EB43.R9)], se comunica por el presente anuncio que las denominaciones que a
continuación se expresan han sido seleccionadas como Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas. La
inclusión de una denominación en las listas de las Denominaciones Comunes Recomendadas no supone recomendación
alguna en favor del empleo de la sustancia respectiva en medicina o en farmacia.
Las listas de Denominaciones Comunes Internacionales Propuestas (1–85) y Recomendadas (1–45) se encuentran
reunidas en Cumulative List No. 10, 2002 (disponible sólo en CD-ROM).

International Nonproprietary Names for
Pharmaceutical Substances (INN)

Page 7



244

Recommended INN: List 48 WHO Drug Information, Vol. 16, No. 3, 2002

Latin, English, French, Spanish:
Recommended INN Chemical name or description; Molecular formula; Graphic formula

DCI Recommandée Nom chimique ou description; Formule brute; Formule développée

DCI Recomendada Nombre químico o descripción; Fórmula empírica; Fórmula desarrollada

acolbifenum
acolbifene (+)-(2S)-3-(4-hydroxyphenyl)-4-methyl-2-[4-[2-(piperidin-

1-yl)ethoxy]phenyl]-2H-1-benzopyran-7-ol

acolbifène (+)-(2S)-3-(4-hydroxyphényl)-4-méthyl-2-[4-[2-(pipéridin-
1-yl)éthoxy]phényl]-2H-1-benzopyran-7-ol

acolbifeno (+)-(2S)-3-(4-hidroxifenil)-4-metil-2-[4-[2-(piperidin-1-il)etoxi]fenil]-
2H-1-benzopiran-7-ol

C29H31NO4

O

CH3

HO

O
N

OH

H

asoprisnilum
asoprisnil 11β-[4-[(E)-(hydroxyimino)methyl]phenyl]-17β-methoxy-

17-(methoxymethyl)estra-4,9-dien-3-one

asoprisnil 11β-[4-[(E)-(hydroxyimino)méthyl]phényl]-17β-méthoxy-
17-(méthoxyméthyl)estra-4,9-dién-3-one

asoprisnilo 11β-[4-[(E)-(hidroxiimino)metil]fenil]-17β-metoxi-17-(metoximetil)estra-
4,9-dien-3-ona

C28H35NO4

OCH3

O

N

H

CH3

H

H

O CH3

HO
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atomoxetinum
atomoxetine (-)-(3R)-N-methyl-3-(2-methylphenoxy)-3-phenylpropan-1-amine

atomoxétine (-)-(3R)-N-méthyl-3-(2-méthylphénoxy)-3-phénylpropan-1-amine

atomoxetina (-)-(3R)-3-fenil-N-metil-3-(2-metilfenoxi)propan-1-amina

C17H21NO

O N
H

H

CH3

CH3

bazedoxifenum
bazedoxifene 1-[4-[2-(hexahydro-1H-azepin-1-yl)ethoxy]benzyl]-2-(4-hydroxyphenyl)-

3-methyl-1H-indol-5-ol

bazédoxifène 1-[4-[2-(hexahydro-1H-azépin-1-yl)éthoxy]benzyl]-2-(4-hydroxyphényl)-
3-méthyl-1H-indol-5-ol

bazedoxifeno 1-[4-[2-(hexahidro-1H-azepin-1-il)etoxi]bencil]-2-(4-hidroxifenil)-3-metil-
1H-indol-5-ol

C
30

H
34

N
2
O

3

HO

N

CH3

OH

O
N

bifarceptum
bifarcept interferon α/β receptor (human isoform p40 precursor)

bifarcept précurseur de la partie soluble de la chaîne 2 du récepteur humain de type I
de l’interféron α et β

bifarcept precursor de la fracción soluble de la cadena 2 del receptor humano de tipo
I del interferón α y β
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C1100H1673N271O337S10

MLLSQNAFIV

ILSWELKNHS

STHEAYVTVL

MVKFPSIVEE

IPNTNYCVSV

RSLNLVLMVY

IVPTHYTLLY

EGFSGNTTLF

ELQFDLSLVI

YLEHSDEQAV

ISLVFGISYD

TIMSKPEDLK

SCSHNFWLAI

EEQSEGIVKK

IKSPLKCTLL

SPDYTDESCT

VVKNCANTTR

DMSFEPPEFE

HKPEIKGNMS

PPGQESEFS

FKISLRNFRS

IVGFTNHINV

SFCDLTDEWR

GNFTYIIDKL

coluracetamum
coluracetam N-(2,3-dimethyl-5,6,7,8-tetrahydrofuro[2,3-b]quinolin-4-yl)-

2-(2-oxopyrrolidin-1-yl)acetamide

coluracétam N-(2,3-diméthyl-5,6,7,8-tétrahydrofuro[2,3-b]quinoléin-4-yl)-
2-(2-oxopyrrolidin-1-yl)acétamide

coluracetam N-(2,3-dimetil-5,6,7,8-tetrahidrofuro[2,3-b]quinolin-4-il)-2-(2-oxopirrolidin-
1-il)acetamida

C19H23N3O3

N
N
H

N

O
O

CH3
H3C

O

dapivirinum
dapivirine 4-[[4-[(2,4,6-trimethylphenyl)amino]pyrimidin-2-yl]amino]benzonitrile

dapivirine 4-[[4-[(2,4,6-triméthylphényl)amino]pyrimidin-2-yl]amino]benzonitrile

dapivirina 4-[[4-[(2,4,6-trimetilfenil)amino]pirimidin-2-il]amino]benzonitrilo

C
20
H

19
N

5

CN

N
H

N

NN
H

CH3

CH3

H3C
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deferasiroxum
deferasirox 4-[3,5-bis(2-hydroxyphenyl)-1H-1,2,4-triazol-1-yl]benzoic acid

déférasirox acide 4-[3,5-bis(2-hydroxyphényl)-1H-1,2,4-triazol-1-yl]benzoïque

deferasirox ácido 4-[3,5-bis(2-hidroxifenil)-1H-1,2,4-triazol-1-il]benzoico

C21H15N3O4

CO2H

N
N

N

HO

OH

degarelixum
degarelix N-acetyl-3-(naphtalen-2-yl)-D-alanyl-4-chloro-D-phenylalanyl-3-(pyridin-

3-yl)-D-alanyl-L-seryl-4-[[[(4S)-2,6-dioxohexahydropyrimidin-
4-yl]carbonyl]amino]-L-phenylalanyl-4-(carbamoylamino)-D-phenylalanyl-
L-leucyl-N6-(1-methylethyl)-L-lysyl-L-prolyl-D-alaninamide

dégarélix acétyl-[3-(naphtalén-2-yl)-D-alanyl]-(4-chloro-D-phénylalanyl)-[3-(pyridin-
3-yl)-D-alanyl]-L-séryl-[4-[[[(4S)-2,6-dioxohexahydropyrimidin-
4-yl]carbonyl]amino]-L-phénylalanyl]-[4-(carbamoylamino)-D-phénylalanyl]-
L-leucyl-[N6-(1-méthyléthyl)-L-lysyl]-L-prolyl-D-alaninamide

degarelix [N-acetil-3-(naftalen-2-il)-D-alanil]-(4-cloro-D-fenilalanil)-[3-(piridin-3-il)-
D-alanil]-L-seril-[4-[[[(4S)-2,6-dioxohexahidropirimidin-4-il]carbonil]amino]-
L-fenilalanil]-[4-(carbamoilamino)-D-fenilalanil]-L-leucil-[N6-(1-metiletil)-L-lisil]-
L-prolil-D-alaninamida

C
82

H
103

ClN
18

O
16

D-Ala D-Phe D-Ala Ser Phe D-Phe Leu
H3C

O

Lys Pro D-Ala NH2

Cl

N

343

HN
CH3H3C

N64 4

NHO

NH

H
NO O

O

NH2

H
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dersalazinum
dersalazine 2-hydroxy-5-[[4-[(1Z)-3-[4-[(2-methyl-1H-imidazo[4,5-c]pyridin-

1-yl)methyl]piperidin-1-yl]-3-oxo-1-phenylprop-
1-enyl]phenyl]diazenyl]benzoic acid

dersalazine acide 2-hydroxy-5-[[4-[(1Z)-3-[4-[(2-méthyl-1H-imidazo[4,5-c]pyridin-
1-yl)méthyl]pipéridin-1-yl]-3-oxo-1-phénylprop-
1-ényl]phényl]diazényl]benzoïque

dersalazina ácido 2-hidroxi-5-[[4-[(1Z)-3-[4-[(2-metil-1H-imidazo[4,5-c]piridin-
1-il)metil]piperidin-1-il]-3-oxo-1-fenilprop-1-enil]fenil]diazenil]benzoico

C35H32N6O4

CO2H

OH

N
NN O

NN

N

H3C

detiviciclovirum
detiviciclovir 2-[(2-amino-9H-purin-9-yl)methyl]propane-1,3-diol

détiviciclovir 2-[(2-amino-9H-purin-9-yl)méthyl]propane-1,3-diol

detiviciclovir 2-[(2-amino-9H-purin-9-il)metil]propano-1,3-diol

C9H13N5O2

N

N N

N

H2N OH

OH

edonentanum
edonentan N-[[2'-[(4,5-dimethylisoxazol-3-yl)sulfamoyl]-4-(oxazol-2-yl)biphenyl-

2-yl]methyl]-N,3,3-trimethylbutanamide

édonentan N-[[2'-[(4,5-diméthylisoxazol-3-yl)sulfamoyl]-4-(oxazol-2-yl)biphényl-
2-yl]méthyl]-N,3,3-triméthylbutanamide

edonentán N-[[2'-[(4,5-dimetilisoxazol-3-il)sulfamoil]-4-(oxazol-2-il)bifenil-2-il]metil]-
N,3,3-trimetilbutanamida
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C28H32N4O5S

S

H
N

N

CH3

CH3 O
N O

H3C

H3C

O

N
O

O

CH3

CH3

efaproxiralum
efaproxiral 2-[4-[2-[(3,5-dimethylphenyl)amino]-2-oxoethyl]phenoxy]-2-methylpropanoic

acid

éfaproxiral acide 2-[4-[2-[(3,5-diméthylphényl)amino]-2-oxoéthyl]phénoxy]-
2-méthylpropanoïque

efaproxiral ácido 2-[4-[2-[(3,5-dimetilfenil)amino]-2-oxoetil]fenoxi]-2-metilpropanoico

C20H23NO4

O CO2H

H3C CH3
N
H

H3C

CH3

O

fadolmidinum
fadolmidine 3-(imidazol-4-ylmethyl)-5-indanol

fadolmidine (3RS)-3-[(1H-imidazol-4-yl)méthyl]-2,3-dihydro-1H-indén-5-ol

fadolmidina 3-(imidazol-4-ilmetil)-5-indanol

C13H14N2O

and enantiomer
et énantiomère
y enantiómeroN

NH
HO

H
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flindokalnerum
flindokalner (3S)-3-(5-chloro-2-methoxyphenyl)-3-fluoro-6-(trifluoromethyl)-1,3-dihydro-

2H-indol-2-one

flindokalner (3S)-3-(5-chloro-2-méthoxyphényl)-3-fluoro-6-(trifluorométhyl)-1,3-dihydro-
2H-indol-2-one

flindokalner (3S)-3-(5-cloro-2-metoxifenil)-3-fluoro-6-(trifluorometil)-1,3-dihidro-2H-indol-
2-ona

C16H10ClF4NO2

H
N

F

F3C

O

OCH3

Cl

gimatecanum
gimatecan (4S)-11-[(E)-[(1,1-dimethylethoxy)imino]methyl]-4-ethyl-4-hydroxy-

1,12-dihydro-14H-pyrano[3’,4’:6,7]indolizino[1,2-b]quinoline-3,14(4H)-dione

gimatécan (4S)-11-[(E)-[(1,1-diméthyléthoxy)imino]méthyl]-4-éthyl-4-hydroxy-
1,12-dihydro-14H-pyrano[3’,4’:6,7]indolizino[1,2-b]quinoléine-3,14(4H)-dione

gimatecán (4S)-11-[(E)-[(1,1-dimetiletoxi)imino]metil]-4-etil-4-hidroxi-1,12-dihidro-
14H-pirano[3’,4’:6,7]indolizino[1,2-b]quinolina-3,14(4H)-diona

C25H25N3O5

N O

N

O

O

HO CH3

N
O

H3C

H3C
CH3

icaridinum
icaridin 1-methylpropyl 2-(2-hydroxyethyl)piperidine-1-carboxylate

icaridine 2-(2-hydroxyéthyl)pipéridine-1-carboxylate de 1-méthylpropyle

icaridina 2-(2-hidroxietil)piperidina-1-carboxilato de sec-butilo

C
12

H
23

NO
3

N O
CH3

OH

O CH3
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iguratimodum
iguratimod N-[7-[(methylsulfonyl)amino]-4-oxo-6-phenoxy-4H-1-benzopyran-

3-yl]formamide

iguratimod N-[7-[(méthylsulfonyl)amino]-4-oxo-6-phénoxy-4H-1-benzopyran-
3-yl]formamide

iguratimod N-[7-[(metilsulfonil)amino]-4-oxo-6-fenoxi-4H-1-benzopiran-3-il]formamida

C17H14N2O6S

O
H
N

S
H3C

O N
H

O

O

O O

ilaprazolum
ilaprazole 2-[(RS)-[(4-methoxy-3-methylpyridin-2-yl)methyl]sulfinyl]-5-(1H-pyrrol-1-yl)-

1H-benzimidazole

ilaprazole 2-[(RS)-[(4-méthoxy-3-méthylpyridin-2-yl)méthyl]sulfinyl]-5-(1H-pyrrol-1-yl)-
1H-benzimidazole

ilaprazol 2-[(RS)-[(4-metoxi-3-metilpiridin-2-il)metil]sulfinil]-5-(1H-pirrol-1-il)-
1H-bencimidazol

C
19

H
18

N
4
O

2
S

and enantiomer
et énantiomère
y enantiómeroN

NH

S

NO

CH3

OCH3

N
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indiplonum
indiplon N-methyl-N-[3-[3-(thiophen-2-ylcarbonyl)pyrazolo[1,5-a]pyrimidin-

7-yl]phenyl]acetamide

indiplone N-méthyl-N-[3-[3-(thiophén-2-ylcarbonyl)pyrazolo[1,5-a]pyrimidin-
7-yl]phényl]acétamide

indiplón N-metil-N-[3-[3-(tiofen-2-ilcarbonil)pirazolo[1,5-a]pirimidin-7-il]fenil]acetamida

C20H16N4O2S

NH3C

NN
N

O

CH3

O

S

indisulamum
indisulam N-(3-chloro-1H-indol-7-yl)benzene-1,4-disulfonamide

indisulam N-(3-chloro-1H-indol-7-yl)benzène-1,4-disulfonamide

indisulam N-(3-cloro-1H-indol-7-il)benceno-1,4-disulfonamida

C14H12ClN3O4S2

S
N
H

S
H2N

O O

OO
HN

Cl

leconotidum
leconotide omega-conopeptide MVIIA

léconotide conopeptide MVIIA oméga

leconotida conopéptido MVIIA omega

C
107

H
179

N
35

O
36

S
7

H Cys Lys Ser Lys Gly Ala Lys Cys Ser Lys

Leu Met Tyr Asp Cys Cys Ser Gly Ser Cys

Ser Gly Thr Val Gly Arg Cys NH2

20

10
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licofelonum
licofelone [6-(4-chlorophenyl)-2,2-dimethyl-7-phenyl-2,3-dihydro-1H-pyrrolizin-

5-yl]acetic acid

licofélone acide [6-(4-chlorophényl)-2,2-diméthyl-7-phényl-2,3-dihydro-1H-pyrrolizin-
5-yl]acétique

licofelona ácido [6-(p-clorofenil)-7-fenil-2,2-dimetil-2,3-dihidro-1H-pirrolizin-5-il]acético

C23H22ClNO2

N
CO2H

Cl

H3C

H3C

lonafarnibum
lonafarnib (+)-4-[2-[4-[(11R)-3,10-dibromo-8-chloro-6,11-dihydro-

5H-benzo[5,6]cyclohepta[1,2-b]pyridin-11-yl]piperidin-1-yl]-
2-oxoethyl]piperidine-1-carboxamide

lonafarnib (+)-4-[2-[4-[(11R)-3,10-dibromo-8-chloro-6,11-dihydro-
5H-benzo[5,6]cyclohepta[1,2-b]pyridin-11-yl]pipéridin-1-yl]-
2-oxoéthyl]pipéridine-1-carboxamide

lonafarnib (+)-4-[2-[4-[(11R)-3,10-dibromo-8-cloro-6,11-dihidro-
5H-benzo[5,6]ciclohepta[1,2-b]piridin-11-il]piperidin-1-il]-2-oxoetil]piperidina-
1-carboxamida

C27H31Br2ClN4O2

N

N

Br

Cl
Br

N NH2

O

O

H
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lubazodonum
lubazodone (2S)-2-[[(7-fluoro-2,3-dihydro-1H-inden-4-yl)oxy]methyl]morpholine

lubazodone (2S)-2-[[(7-fluoro-2,3-dihydro-1H-indén-4-yl)oxy]méthyl]morpholine

lubazodona (2S)-2-[[(7-fluoro-2,3-dihidro-1H-inden-4-il)oxi]metil]morfolina

C14H18FNO2

O

O

NH

F

H

luliconazolum
luliconazole (-)-(E)-[(4R)-4-(2,4-dichlorophenyl)-1,3-dithiolan-2-ylidene](1H-imidazol-

1-yl)acetonitrile

luliconazole (-)-(E)-[(4R)-4-(2,4-dichlorophényl)-1,3-dithiolan-2-ylidène](1H-imidazol-
1-yl)acétonitrile

luliconazol (-)-(E)-[(4R)-4-(2,4-diclorofenil)-1,3-ditiolan-2-ilideno](1H-imidazol-
1-il)acetonitrilo

C
14

H
9
Cl

2
N

3
S

2

N

N

NC
S

S

Cl Cl

H

meldonium
meldonium 3-(2,2,2-trimethyldiazaniumyl)propanoate

meldonium 3-(2,2,2-triméthyldiazaniumyl)propanoate

meldonio 3-(2,2,2-trimetildiazanioil)propanoato

C6H14N2O2

-O2C
N
H

N+

CH3

CH3H3C
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metelimumabum
metelimumab immunoglobulin G4, anti-(human transforming growth fartor β1) (human

monoclonal CAT-192 γ4-chain), disulfide with human monoclonal CAT-192
κ-chain, dimer

métélimumab immunoglobuline G4, anti-(facteur de croissance transformant humain β1)
(chaîne γ4 de l’anticorps monoclonal humain CAT-192), dimère du disulfure
avec la chaîne κ de l’anticorps monoclonal humain CAT-192

metelimumab inmunoglobulina G4, anti-(factor de crecimiento transformador humano β1)
(cadena γ4  del anticuerpo monoclonal humano CAT-192), dímero del
disulfuro con la cadena κ del anticuerpo monoclonal humano CAT-192

mitemcinalum
mitemcinal 8,9-didehydro-N-demethyl-9-deoxo-6,11-dideoxy-6,9-epoxy-12-O-methyl-

N-(1-methylethyl)-11-oxoerythromycin

mitemcinal (2S,4R,5R,8R,9S,10S,11R,12R)-9-[(2,6-didésoxy-3-C-méthyl-3-O-méthyl-
α-L-ribo-hexopyranosyl)oxy]-5-éthyl-4-méthoxy-2,4,8,10,12,14-hexaméthyl-
11-[[3,4,6-tridésoxy-3-[méthyl(1-méthyléthyl)amino]-β-D-xylo-
hexopyranosyl]oxy]-6,15-dioxabicyclo[10.2.1]pentadéc-1(14)-ène-3,7-dione

mitemcinal (2S,4R,5R,8R,9S,10S,11R,12R)-9-[(2,6-didesoxi-3-C-metil-3-O-metil-
α-L-ribo-hexopiranosil)oxi]-5-etil-4-metoxi-2,4,8,10,12,14-hexametil-
11-[[3,4,6-tridesoxi-3-[metil(1-metiletil)amino]-β-D-xilo-hexopiranosil]oxi]-
6,15-dioxabiciclo[10.2.1]pentadec-1(14)-eno-3,7-diona

C40H69NO12

O

H

CH3

CH3

OCH3

H

H CH3
H

H

O

CH3

CH3

H

O

N

CH3

OH

O

O

OCH3

CH3

HO

CH3

O

CH3
H3C

H3C

H3C

OH3C
O
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naxifyllinum
naxifylline 8-[(1S,2R,4S,5S,6S)-3-oxatricyclo[3.2.1.02,4]oct-6-yl]-1,3-dipropyl-

3,7-dihydro-1H-purine-2,6-dione

naxifylline 8-[(1S,2R,4S,5S,6S)-3-oxatricyclo[3.2.1.02,4]oct-6-yl]-1,3-dipropyl-
3,7-dihydro-1H-purine-2,6-dione

naxifilina 8-[(1S,2R,4S,5S,6S)-3-oxatriciclo[3.2.1.02,4]oct-6-il]-1,3-dipropil-
3,7-dihidro-1H-purina-2,6-diona

C18H24N4O3

N

N N

H
N

O

O

H3C

CH3

H

O

H

H

H

H

oglufanidum
oglufanide L-α-glutamyl-L-tryptophan

oglufanide L-α-glutamyl-L-tryptophane

oglufanida L-α-glutamil-L-triptófano

C
16

H
19

N
3
O

5

HO2C

H
N CO2H

H

HH2N

N
H

O

olcegepantum
olcegepant N-[(1R)-2-[[(1S)-5-amino-1-[[4-(pyridin-4-yl)piperazin-

1-yl]carbonyl]pentyl]amino]-1-(3,5-dibromo-4-hydroxybenzyl)-2-oxoethyl]-
4-(2-oxo-1,4-dihydroquinazolin-3(2H)-yl)piperidine-1-carboxamide

olcégépant N-[(1R)-2-[[(1S)-5-amino-1-[[4-(pyridin-4-yl)pipérazin-
1-yl]carbonyl]pentyl]amino]-1-(3,5-dibromo-4-hydroxybenzyl)-2-oxoéthyl]-
4-(2-oxo-1,4-dihydroquinazolin-3(2H)-yl)pipéridine-1-carboxamide

olcegepant N-[(1R)-2-[[(1S)-5-amino-1-[[4-(piridin-4-il)piperazin-
1-il]carbonil]pentil]amino]-1-(3,5-dibromo-4-hidroxibencil)-2-oxoetil]-4-(2-oxo-
1,4-dihidroquinazolin-3(2H)-il)piperidina-1-carboxamida
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C38H47Br2N9O5

N

H
N

N
H
N

N
H

N

N

N

H

H

O

O

O

O

H2N

Br

OHBr

oregovomabum
oregovomab immunoglobulin G1, anti-(human CA125 (carbohydrate antigen)) (mouse

monoclonal B43.13 γ1-chain), disulfide with mouse monoclonal B43.13
κ-chain, dimer

orégovomab immunoglobuline G1, anti-(antigène osidique humain CA125) (chaîne γ1 de
l’anticorps monoclonal de souris B43.13),dimère du disulfure avec la
chaîne κ de l’anticorps monoclonal de souris B43.13

oregovomab immunoglobulina G1, anti-(antígeno osídico humano CA125) (cadena γ1 del
anticuerpo monoclonal de ratón B43.13), dímero del  disulfuro con la
cadena κ del anticuerpo monoclonal de ratón B43.13

otamixabanum
otamixaban methyl (2R,3R)-2-(3-carbamimidoylbenzyl)-3-[[4-(1-oxidopyridin-

4-yl)benzoyl]amino]butanoate

otamixaban (2R,3R)-2-(3-carbamimidoylbenzyl)-3-[[4-(1-oxydopyridin-
4-yl)benzoyl]amino]butanoate de méthyle

otamixabán (2R,3R)-2-(3-carbamimidoilbencil)-3-[[4-(1-oxidopiridin-
4-il)benzoil]amino]butanoato de metilo

C25H26N4O4

H
N

N
O

H2N

OCH3

O O

CH3

NH

H

H
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paliferminum
palifermin [23-methionine]-23-163-fibroblast growth factor 7 (human clone 32/49

reduced)

palifermine [23-méthionine]-23-163-facteur 7 de croissance du fibroblaste, protéine
réduite produite par le clone humain 32/49

palifermina [23-metionina]-23-163-factor 7 de crecimiento de fibroblastos, proteína
reducida producida por el clon humano 32/49

C729H1156N204O207S10

MSYDYMEGGD

AVGIVAIKGV

AKWTHNGGEM

IRVRRLFCRT

ESEFYLAMNK

FVALNQKGIP

QWYLRIDKRG

EGKLYAKKEC

VRGKKTKKEQ

KVKGTQEMKN

NEDCNFKELI

KTAHFLPMAI

NYNIMEIRTV

LENHYNTYAS

T

peramivirum
peramivir (1S,2S,3R,4R)-3-[(1S)-1-(acetylamino)-2-ethylbutyl]-

4-(carbamimidoylamino)-2-hydroxycyclopentanecarboxylic acid

péramivir acide (1S,2S,3R,4R)-3-[(1S)-1-(acétylamino)-2-éthylbutyl]-
4-(carbamimidoylamino)-2-hydroxycyclopentanecarboxylique

peramivir ácido (1S,2S,3R,4R)-3-[(1S)-1-(acetilamino)-2-etilbutil]-
4-(carbamimidoilamino)-2-hidroxiciclopentanocarboxílico

C
15

H
28

N
4
O

4

CO2H

OH

HN

NH2
HN

HN

O
H3C

CH3

CH3

H
H

H

H

H
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talibegronum
talibegron [4-[2-[[(2R)-2-hydroxy-2-phenylethyl]amino]ethoxy]phenyl]acetic acid

talibégron acide [4-[2-[[(2R)-2-hydroxy-2-phényléthyl]amino]éthoxy]phényl]acétique

talibegrón ácido [4-[2-[[(2R)-2-hidroxi-2-feniletil]amino]etoxi]fenil]acético

C18H21NO4

CO2H

O

H
N

OHH

tariquidarum
tariquidar N-[2-[[4-[2-(6,7-dimethoxy-3,4-dihydroisoquinolin-

2(1H)-yl)ethyl]phenyl]carbamoyl]-4,5-dimethoxyphenyl]quinoline-
3-carboxamide

tariquidar N-[2-[[4-[2-(6,7-diméthoxy-3,4-dihydroisoquinoléin-
2(1H)-yl)éthyl]phényl]carbamoyl]-4,5-diméthoxyphényl]quinoléine-
3-carboxamide

tariquidar N-[2-[[4-[2-(6,7-dimetoxi-3,4-dihidroisoquinolin-2(1H)-il)etil]fenil]carbamoil]-
4,5-dimetoxifenil]quinolina-3-carboxamida

C38H38N4O6

N

H
N

O
H
N

N

OCH3

OCH3
OCH3

OCH3
O

tebaniclinum
tebanicline 5-[(2R)-azetidin-2-ylmethoxy]-2-chloropyridine

tébanicline 5-[(2R)-azétidin-2-ylméthoxy]-2-chloropyridine

tebaniclina 5-[(2R)-azetidin-2-ilmetoxi]-2-cloropiridina

C
9
H

11
ClN

2
O

H
N

H
O

N Cl
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tecastemizolum
tecastemizole 1-(4-fluorobenzyl)-N-(piperidin-4-yl)-1H-benzimidazol-2-amine

técastémizole 1-(4-fluorobenzyl)-N-(pipéridin-4-yl)-1H-benzimidazol-2-amine

tecastemizol 1-(4-fluorobencil)-N-(piperidin-4-il)-1H-bencimidazol-2-amina

C19H21FN4

N

N

H
N

NH

F

technetium (99mTc) fanolesomabum
technetium (99mTc) fanolesomab immunoglobulin M, anti-(human CD15 antigen) (mouse monoclonal RB5

μ-chain), disulfide with mouse monoclonal RB5 light chain, pentamer,
[99mTc]technetium salt

technétium (99mTc) fanolésomab immunoglobuline M, anti-(antigène CD15 humain) (chaîne μ de l’anticorps
monoclonal de souris RB5), pentamère du disulfure de la chaîne légère de
l’anticorps monoclonal de souris RB5, sel de [99mTc]technétium

tecnecio (99mTc) fanolesomab inmunoglobulina M, anti-(antígeno CD15 humano) (cadena μ del anticuerpo
monoclonal de ratón RB5), pentámero del disulfuro de la cadena ligera del
anticuerpo monoclonal de ratón RB5, sal de [99mTc]tecnecio

tigecyclinum
tigecycline (4S,4aS,5aR,12aS)-4,7-bis(dimethylamino)-

9-[[[(1,1-dimethylethyl)amino]acetyl]amino]-3,10,12,12a-tetrahydroxy-
1,11-dioxo-1,4,4a,5,5a,6,11,12a-octahydrotetracene-2-carboxamide

tigécycline (4S,4aS,5aR,12aS)-4,7-bis(diméthylamino)-
9-[[[(1,1-diméthyléthyl)amino]acétyl]amino]-3,10,12,12a-tétrahydroxy-
1,11-dioxo-1,4,4a,5,5a,6,11,12a-octahydrotétracène-2-carboxamide

tigeciclina (4S,4aS,5aR,12aS)-4,7-bis(dimetilamino)-
9-[[[(1,1-dimetiletil)amino]acetil]amino]-3,10,12,12a-tetrahidroxi-1,11-dioxo-
1,4,4a,5,5a,6,11,12a-octahidrotetraceno-2-carboxamida

Page 24



261

WHO Drug Information, Vol. 16, No. 3, 2002 Recommended INN: List 48

C29H39N5O8

OOH OH

NH2

H N

H3C

CH3

O
OH

HH

O

OH

N
H3C CH3

H
N

N
H

H3C

O

CH3H3C

tiviciclovirum
tiviciclovir 2-amino-9-[3-hydroxy-2-(hydroxymethyl)propyl]-1,9-dihydro-6H-purin-6-one

tiviciclovir 2-amino-9-[3-hydroxy-2-(hydroxyméthyl)propyl]-1,9-dihydro-6H-purin-6-one

tiviciclovir 2-amino-9-[3-hidroxi-2-(hidroximetil)propil]-1,9-dihidro-6H-purin-6-ona

C9H13N5O3

HN

N N

N

H2N OH

OH

O

tosagestinum
tosagestin 17-hydroxy-11-methylene-19-nor-17α-pregna-4,15-dien-20-yn-3-one

tosagestin 17-hydroxy-11-méthylène-19-nor-17α-prègna-4,15-dién-20-yn-3-one

tosagestina 17-hidroxi-11-metilen-19-nor-17α-pregna-4,15-dien-20-in-3-ona

C
21

H
24

O
2

CH3

H
OH

H

CH

H

H

O

H2C

Page 25



262

Recommended INN: List 48 WHO Drug Information, Vol. 16, No. 3, 2002

trabectedinum
trabectedin (1'R,6R,6aR,7R,13S,14S,16R)-6',8,14-trihydoxy-7',9-dimethoxy-

4,10,23-trimethyl-19-oxo-3',4',6,7,12,13,14,16-octahydrospiro[6,16-
(epithiopropanooxymethano)-7,13-imino-6aH-1,3-dioxolo[7,8]isoquino[3,2-
b][3]benzazocine-20,1'(2'H)-isoquinolin]-5-yl acetate

trabectédine acétate de (1'R,6R,6aR,7R,13S,14S,16R)-6',8,14-trihydroxy-
7',9-diméthoxy-4,10,23-triméthyl-19-oxo-3',4',6,7,12,13,14,16-
octahydrospiro[6,16-(épithiopropanooxyméthano)-7,13-imino-6aH-
1,3-dioxolo[7,8]isoquino[3,2-b][3]benzazocine-20,1'(2'H)-isoquinoléin]-5-yle

trabectedina acetato de (1'R,6R,6aR,7R,13S,14S,16R)-6',8,14-trihidroxi-7',9-dimetoxi-
4,10,23-trimetil-19-oxo-3',4',6,7,12,13,14,16-octahidrospiro[6,16-
(epitiopropanooximetano)-7,13-imino-6aH-1,3-dioxolo[7,8]isoquino[3,2-
b][3]benzazocina-20,1'(2'H)-isoquinolin]-5-ilo

C39H43N3O11S

O
O

N

N
H3C

OH

OCH3

H3C

O

O

CH3

CH3
S

NH
H3CO

HO

O

OH
H

H

H
O

H

H
H

zosuquidarum
zosuquidar (2R)-1-[4-[(1aR,6r,10bS)-1,1-difluoro-1,1a,6,10b-

tetrahydrodibenzo[a,e]cyclopropa[c]cyclohepten-6-yl]piperazin-1-yl]-
3-(quinolin-5-yloxy)propan-2-ol

zosuquidar (2R)-1-[4-[(1aR,6r,10bS)-1,1-difluoro-1,1a,6,10b-
tétrahydrodibenzo[a,e]cyclopropa[c]cycloheptén-6-yl]pipérazin-1-yl]-
3-(quinoléin-5-yloxy)propan-2-ol

zosuquidar (2R)-1-[4-[(1aR,6r,10bS)-1,1-difluoro-1,1a,6,10b-
tetrahidrodibenzo[a,e]ciclopropa[c]ciclohepten-6-il]piperazin-1-il]-3-(quinolin-
5-iloxi)propan-2-ol

C32H31F2N3O2

N

N O

OHH

F

F

H

H H

N
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AMENDMENTS TO PREVIOUS LISTS
MODIFICATIONS APPORTÉES AUX LISTES ANTÉRIEURES

MODIFICACIONES A LAS LISTAS ANTERIORES

Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 40
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 40
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 40
(WHO Drug Information, Vol. 12, No. 2, 1998)

p. 177 suprimase insértese
efavirenzo efavirenz

p. 187 suprimase insértese
moxifloxacina moxifloxacino

p. 200 technetii (99mTc) apcitidum
tecnecio (99mTc) apcitida sustituyase la descripción por la siguiente:

hidrógeno [N-(mercaptoacetil)-D-tirosil-S-(3-aminopropil)-L-cisteinilglicil-
L-α-aspartil-L-cisteinilglicilglicil-S-(acetamidometil)-L-cisteinilglicil-
S-(acetamidometil)-L-cisteinilglicilglicil-L-cisteinamida (1→5)-sulfuro cíclico
(5-)-N11,N12,N13,S13]oxo[99mTc]tecnetato(V) de sodio

p. 202 tobicillinum
tobicillina sustituyase la descripción por la siguiente:

(2S,5R,6R)-3,3-dimetil-7-oxo-6-(2-fenilacetamido)-4-tia-1-azabiciclo-
[3.2.0]heptano-2-carboxilato de α-hidroxi-m-tolilo, isobutirato (éster)

p. 205 suprimase insértese
clorporotixeno clorprotixeno

Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 41
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 41
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 41
(WHO Drug Information, Vol. 13, No. 1, 1999)

p. 39 anatumomabum mafenatoxum
anatumomab mafenatox sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglobulina G1 (cadena γ1 del fragmento Fab del anticuerpo
monoclonal humanizado de ratón, clon pMB125, dirigido contra la
glicoproteína 72 humana asociada a tumores)-[227-alanina]enterotoxina A
(Staphylococcus aureus) complejada con la cadena κ del anticuerpo
monoclonal de ratón clon pMB125

p. 46 suprimase insértese
olamufloxacina olamufloxacino
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p. 48 suprimase insértese
estannsoporfina estansoporfina

p. 48 stannsoporfinum
estansoporfina sustituyase la descripción por la siguiente:

(OC-6-13)-dicloro[7,12-dietil-3,8,13,17-tetrametilporfirina-
2,18-dipropionato(4-)-N21,N22,N23,N24]estannato(2-) de dihidrógeno

Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 42
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 42
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 42
(WHO Drug Information, Vol. 13, No. 3, 1999)

p. 190 suprimase insértese
enrasentano enrasentán

p. 196 minopafantum
minopafant sustituyase la descripción por la siguiente:

(+) cloruro de 1-etil-2-[[N-[[(2R)-2-metoxi-3-[[[4-[(octadecilcarbamoil)=
oxi]piperidino]carbonil]oxi]propoxi]carbonil]-o-anisamido]metil]piridinio

p. 203 tabimorelinum
tabimorelina sustituyase la descripción por la siguiente:

(R)-α-[(E)-5-amino-N,5-dimetil-2-hexenamido]-N-metil-
N-[(R)-α-(metilcarbamoil)fenetil]-2-naftalenopropionamida

p. 212 sulesomabum
sulesomab sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglobulina G1, anti-(antígeno celular NCA-90 de granulocito humano)
fragmento Fab’ (cadena γ1 del anticuerpo monoclonal de ratón IMMU-MN3),
disulfuro con la cadena ligera del anticuerpo monoclonal de ratón IMMU-MN3

p. 212 technetium (99mTc) pintumomabum
tecnecio (99mTc) pintumomab sustituyase la descripción por la siguiente:

sal de [99mTc]tecnecio de la inmunoglobulina G1 anti-(antígeno asociado a
los adenocarcinomas humanos) (cadena γ1 del anticuerpo monoclonal de
ratón 170), dímero del disulfuro con la cadena κ del anticuerpo monoclonal
de ratón 170

p. 214 igovomabum
igovomab sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglobulina G1, anti-[(antígeno osídico) CA 125 humano] (fragmento
F(ab’)2 (cadena γ1 del anticuerpo monoclonal de ratón OC125F(AB’)2),
dímero del disulfuro con la cadena ligera del anticuerpo monoclonal de ratón
OC125F(AB’)2
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Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 43
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 43
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 43
(WHO Drug Information, Vol. 14, No. 1, 2000)

p. 46 cadrofloxacinum
cadrofloxacine remplacer la description par la suivante:

(-)-acide 1-cyclopropyl-8-(difluorométhoxy)-6-fluoro-7-[(3S)-
3-méthylpipérazin-1-yl]-4-oxo-1,4-dihydroquinoléine-3-carboxylique

p. 53 finrozolum
finrozole replace the description and the graphic formula by the following:

p-[(1RS,2SR)-3-(p-fluorophenyl)-2-hydroxy-1-(1H-1,2,4-triazol-
1-yl)propyl]benzonitrile

finrozole remplacer la description et la formule developpée par la suivante:
4-[(1RS,2SR)-3-(4-fluorophényl)-2-hydroxy-1-(1H-1,2,4-triazol-
1-yl)propyl]benzonitrile

finrozol sustituyase la descripción y la fórmula empírica por la siguiente:
p-[(1RS,2SR)-3-(p-fluorofenil)-2-hidroxi-1-(1H-1,2,4-triazol-
1-il)propil]benzonitrilo

CNF

N H

OHH

N N

and enantiomer
et énantiomère
y enantiómero

p. 57 ibritumomabum tiuxetanum
ibritumomab tiuxetán sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglobulina G1, anti-(antígeno CD20 humano) (cadena γ1del
anticuerpo monoclonal de ratón IDEC-Y2B8),dímero del disulfuro con la
cadena κ del anticuerpo monoclonal de ratón IDEC-Y2B8, conjugada con
N-[2-[bis(carboximetil)amino]-3-(4-isotiocianatofenil)propil]-
N-[2-[bis(carboximetil)amino]propil]glicina

p. 67 sibrotuzumabum
sibrotuzumab sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglobulina G1, anti-(FAP (proteína de activación de los fibroblastos)
humana) (cadena γ1del anticuerpo monoclonal humanizado de ratón
BIBH1), dímero del disulfuro con la cadena κ del anticuerpo monoclonal
humanizado de ratón BIBH1

p. 75 lintuzumabum
lintuzumab sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglubulina G1, anti-(antígeno CD33 humano) (cadena γ1 del
anticuerpo monoclonal humanizado de ratón HuM195), dímero del disulfuro
con la cadena κ del anticuerpo monoclonal humanizado de ratón HuM195
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Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 44
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 44
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 44
(WHO Drug Information, Vol. 14, No. 3, 2000)

p. 202 prinomastatum
prinomastat replace the description by the following:

(S)-2,2-dimethyl-4-[[p-(4-pyridyloxy)phenyl]sulfonyl]-
3-thiomorpholinecarbohydroxamic acid

p. 202 pumafentrinum
pumafentrina sustituyase la descripción por la siguiente:

(-)-p-[(4aR*,10bS*)-9-etoxi-1,2,3,4,4a,10b-hexahidro-8-metoxi-
2-metilbenzo[c][1,6]naftiridin-6-il]-N,N-diisopropilbenzamida

Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 45
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 45
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 45
(WHO Drug Information, Vol. 15, No. 1, 2001)

p. 54 suprimase insértese
olmesartán medoxmilo olmesartán medoxomilo

p. 33 bevacizumabum
bevacizumab sustituyase la descripción por la siguiente:

inmunoglobulina G1 anti-(factor de crecimiento del endotelio vascular
humano) (cadena γ1 del anticuerpo monoclonal humanizado de ratón
rhuMab-VEGF), dímero del disulfuro con la cadena ligera del anticuerpo
monoclonal humanizado de ratón rhuMab-VEGF

p. 34 bivatuzumabum
bivatuzumab replace the description by the following:

immunoglobulin G1 (human-mouse monoclonal BIWA4 γ1-chain anti-human
antigen CD44v6), disulfide with human-mouse monoclonal BIWA4 κ-chain,
dimer

bivatuzumab remplacer la description par la suivante:
immunoglobuline G1 anti (antigène CD44v6 humain) (chaîne γ1 de
l’anticorps monoclonal de souris BIWA4 humanisé), dimère du disulfure
avec la chaîne κ de l’anticorps monoclonal de souris BIWA4 humanisé

bivatuzumab sustituyase la descripción por la siguiente:
inmunoglobulina G1 anti-(antígeno humano CD44v6) (cadena γ1 del
anticuerpo monoclonal humanizado de ratón BIWA4), dímero del disulfuro
con la cadena κ del anticuerpo monoclonal humanizado de ratón BIWA4

p. 40 gadofosvesetum
gadofosveset sustituyase la descripción por la siguiente:

trihidrogeno[2,2’-[[(1R)-1-[[[2-[bis[(carboxi-κ-O)metil]amino-κ-N]etil][carboxi-
κ-O)metil]amino-κ-N]metil]2-[[[(4,4,-difenilciclohexil)oxi]hidroxifosforil]=
oxi]etil]imino-κ-N]diacetato(6-)-κ-O-κ-O’]gadolinato(3-)
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p. 47 ozogamicinum
ozogamicina sustituyase la descripción por la siguiente:

(1R,4Z,8S,13E)-13-[2-[[2-[[[p-(3-carbamoilpropoxi)-α-metilbencilideno]=
hidrazino]carbonil]-1,1-dimetiletil]ditio]etilideno]-8-[[4,6-didesoxi-
4-[[[2,6-didesoxi-4-S-[4-[(6-desoxi-3-O-metil-α-L-manopiranosil)oxi]-3-iodo-
5,6-dimetoxi-o-toluoil]-4-tio-β-D-ribo-hexopiranosil]oxi]amino]-
2-O-[2,4-didesoxi-4-(N-etilacetamido)- 3-O-metil-α-L-treo-pentopiranosil]-
β-D-glucopiranosil] oxi]-1-hidroxi-11-oxobiciclo[7.3.1]trideca-4,9-dieno-
2,6-diino-10-carbamato de metilo

p. 48 pitavastatinum
pitavastatina sustituyase la descripción por la siguiente:

ácido (3R,5S,6E)-7-[2-ciclopropil-4-(p-fluorofenil)-3-quinolil]-3,5-dihidroxi-
6-heptenoico

Recommended International Nonproprietary Names (Prop. INN): List 46
Dénominations communes internationales recommendées (DCI Prop.): Liste 46
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Prop.): Lista 46
(WHO Drug Information, Vol. 15, No. 3-4, 2001)

p. 217 supprimer insérer
lérdelimumab lerdélimumab

p. 192 aviscuminum
aviscumina sustituyase la descripción por la siguiente:

toxina ML-I (lectina I de muérdago) (Viscum album) obtenida por ingeniería
genética, constituida por dos cadenas peptídicas A (250 aminoácidos) y B
(264 aminoácidos) unidas entre sí por un puente disulfuro

p. 201 imatinibum
imatinib sustituyase la descripción por la siguiente:

α-(4-metil-1-piperazinil)-3’-[[4-(3-piridil)-2-pirimidinil]amino]-p-toluidida

p. 201 lemalesomabum
lemalesomab sustituyase la descripción por la siguiente:

immunoglobulina G1, anti (antígeno celular del granulocito humano NCA 90)
(cadena γ1 del anticuerpo monoclonal de ratón IMMU MN3), dímero del
disulfuro con la cadena κ del anticuerpo monoclonal de ratón IMMU MN3

p. 207 pitrakinraum
pitrakinra sustituyase la descripción por la siguiente:

L-metionil-[121-ácido aspártico,124-ácido aspártico]interleukina-4

p. 208 suprimase insértese
pradofloxacina pradofloxacino
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p. 213 tipifarnibum
tipifarnib sustituyase la descripción por la siguiente:

(+)-6-[(R)-amino(4-clorofenil)(1-metil-1H-imidazol-5-il)metil]-4-(3-clorofenil)-
1-metilquinolin-2(1H)-ona

p. 216 zelandopamum
zelandopam sustituyase la descripción por la siguiente:

(-)-(S)-4-(3,4-dihidroxifenil)-1,2,3,4-tetrahydro-7,8-isoquinolinadiol

Procedure and Guiding Principles / Procédure et Directives / Procedimientos y principios generales

The text of the Procedures for the Selection of Recommended International Nonproprietary Names for Pharmaceutical
Substances and General Principles for Guidance in Devising International Nonproprietary Names for Pharmaceutical
Substances will be reproduced in uneven numbers of proposed INN lists only.

Les textes de la Procédure à suivre en vue du choix de dénominations communes internationales recommandées pour
les substances pharmaceutiques et des Directives générales pour la formation de dénominations communes internatio-
nales applicables aux substances pharmaceutiques seront publiés seulement dans les numéros impaires des listes
des DCIs proposées.

El texto de los Procedimientos de selección de denominaciones comunes internacionales recomendadas para las
sustancias farmacéuticas y de los Principios generales de orientación para formar denominaciones comunes
internacionales para sustancias farmacéuticas aparece solamente en los números impares de las listas de DCI propuestas.
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4-[3,5-Bis(2-hydroxyphenyl)-1H-1,2,4-triazol-1-yl]benzoic acid  

N

N

N

CO2H

OH

HO

20 mg/kg 1 1 100 mL

1 30 mg/kg

125 mg 500 mg 1 125 
mg 500 mg

1000 mg/kg 150 mg/kg 

500 mg/kg( ),
1000 mg/kg( ) > 75 mg/kg
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(mg/kg/ ) (mg/kg/ )
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)
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30 ( )

180 mg/kg/

> 80 mg/kg/

> 30 mg/kg/
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39 +4 0, 20, 40, 
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( )
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(
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40 80 mg/kg/ /
2
1

,

,
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,
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,
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> 40 mg/kg/

> 20 mg/kg/
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1 I

4 26 15.4%
2 7.7

1 6 26 23.1%) 
2 7.7%
2 7.7%

2 7.7%
1 11 21 52.4%

6 28.6%

2 4 19.0%
Al-P 3 14.3%

2 II III
169 421 40.1%

48 11.4%
36 8.6%
35 8.3%
27 6.4%
23 5.5
12 2.9%

11 2.6%) 
11 2.6%

64 99 64.6%
25 25.3%
19 19.2%

16 16.2%
11 11.1%
11 11.1%

5 5.1%
5 5.1%
4 4.0%

3 3.0%
3 3.0%
3 3.0%
2 2.0%

2 2.0%
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5 3.8

6 4.5%
5 3.8%

4 3.0%
3 2.3%

3 2.3%
3 2.3%
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