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1.5 起原又は発見の経緯及び開発の経緯 
1 起原又は発見の経緯 
ダニコパンは Achillion Pharmaceuticals 社が創製した経口低分子補体 D 因子阻害薬であり、血管

外溶血（EVH）を示す発作性夜間ヘモグロビン尿症（PNH）患者を対象とした臨床試験が進めら

れている。ダニコパンの詳細な起原又は発見の経緯（製品開発の根拠）は M2.5 項に示す。 
 

2 開発の経緯 
ダニコパンの開発の主な経緯図を Figure 1 に示す。 
ダニコパンの開発は、当初 Achillion Pharmaceuticals 社によって行われていたが、2020 年 1 月に

Alexion Pharmaceuticals 社が Achillion Pharmaceuticals 社を買収し、現在は Alexion Pharmaceuticals
社が実施している。 

ダニコパンの製剤開発の経緯は M2.3 項、非臨床に関する開発の経緯は M2.4 項に示す。また、

臨床に関する開発の経緯は M2.5 項に示すとともに、今回の製造販売承認申請で使用した臨床試

験の概略を以下に示す。 
 

2.1 今回の製造販売承認申請での臨床試験の概略 
ダニコパンの PNH に対する臨床開発として、健康被験者、腎障害又は肝障害を有する被験者を

対象とした海外第 1 相試験の 13 試験（ACH471-001 試験、ACH471-002 試験、ACH471-005 試験、

ACH471-006 試験、ACH471-009 試験、ACH471-010 試験、ACH471-011 試験、ACH471-012 試験、

ACH471-013 試験、ACH471-014 試験、ACH471-016 試験、ACH471-017 試験、ALXN2040-HV-119
試験）、日本人健康被験者を対象とした海外第 1 相試験（ALXN2040-HV-101 試験）、PNH 患者を

対象にダニコパン単独療法を評価した海外第 2 相試験の 2 試験（ACH471-100 試験、及びその継

続試験の ACH471-103 試験）、エクリズマブの投与下で貧血がみられる PNH 患者を対象にダニコ

パンの追加投与を検討した海外第 2 相試験（ACH471-101 試験）、ラブリズマブ又はエクリズマブ

投与下で EVH を示す PNH 患者を対象にダニコパンの追加投与を評価した国際共同第 3 相試験

（ALXN2040-PNH-301 試験）を実施した。 
主要な評価試験である国際共同第 3 相 ALXN2040-PNH-301 試験は 20 年 月から開始し、当

該試験には本邦からも参加した。目標登録患者数である 84 名の約 75%（63 名）が 12 週間の投与

期間（二重盲検期：12 週間）を完了した時点（2022 年 6 月 28 日）でデータをカットオフして中

間解析を実施した結果、日本人を含む全体集団でダニコパンの良好な有効性及び安全性が示され

た。また、FDA の指示に従い、 （

） （ ）した時点（20
年 月 日）でデータをカットオフして追加解析を実施した結果も同様であったことから、本

邦で製造販売承認申請を行うこととした。なお、欧州では 20 年 月 日、米国では 20 年

月 日の ALXN2040-PNH-301 試験のカットオフデータを主要な臨床試験データとして、それぞ

れ 20 年 月、20 年 月に製造販売承認申請を行っている。 
 

2.2 規制当局とのやりとり 
本邦での PNH 患者を対象とするダニコパンの開発計画に関し、

への 、さらには

を確認するため、 の 20 年（令和 年） 月に独立行政法人
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医薬品医療機器総合機構（PMDA）との 相談（相談番号 ）を実施

し、 。また、20 年（令和 年） 月 日に

相談（相談番号 ）を実施し、 を確認した。

一方、 に関して、 に関する 相談（相談

番号 ）を 20 年（令和 年） 月 日に実施した。さらに、20 年（令和 年） 月

日に 相談を実施し、

について確認した。 
本邦でダニコパンは「発作性夜間ヘモグロビン尿症」を予定される効能・効果として希少疾病

用医薬品に指定（2023 年［令和 5 年］2 月 22 日、指定番号：［R5 薬］第 556 号）されている。 
 

2.3 申請効能・効果以外での開発 
ダニコパンの PNH 以外の疾患に対する開発としては、地図状萎縮（GA）、補体 C3 腎症（C3G）、

又は免疫複合体膜性増殖性糸球体腎炎（IC-MPGN）を対象疾患とした臨床試験を実施しており、

GA を対象とした国際共同第 2 相 ALXN2040-GA-201 試験には本邦からも参加している。 
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Figure 1: 開発の経緯図 
試験項目 試験内容 地域 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 

安定性 

原薬（継続中） 海外 

製剤（継続中） 海外 

薬理 海外 

薬物動態 海外 

毒性 海外 

臨床試験 

第 1 相 
ALXN2040 

-HV-101 
海外      

   
   8   9 

   

第 3 相 
ALXN2040 
-PNH-301 

海外 
／国内 
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1.6 外国における使用状況等に関する資料 

1 外国における使用状況 
ダニコパン（ALXN2040、ACH4471）は、Achillion 社（現 Alexion Pharmaceuticals 社）が創製

した、発作性夜間ヘモグロビン尿症を対象とする新規の経口低分子補体D因子阻害薬である。20

年 月 日現在、Table 1 に示す国・地域において製造販売承認を申請中であるが、承認された

国・地域はない。 

 

Table 1: 承認申請中の国・地域 

国・地域 承認申請年月日 

欧州 20 年 月 日 

米国 20 年 月 日 

スイス 20 年 月 日 

ブラジル 20 年 月 日 

カナダ 20 年 月 日 

ロシア 20 年 月 日 

オーストラリア 20 年 月 日 

メキシコ 20 年 月 日 

台湾 20 年 月 日 

韓国 20 年 月 日 

 

 

2 企業中核データシート 
 



DEVELOPMENT COMPANY CORE DATA SHEET 
VOYDEYA® (Danicopan)   Version ,   20  

Page 1 of 26 
Alexion Confidential 

 

 

 

 

 

 

DEVELOPMENT COMPANY CORE DATA SHEET 
 

VOYDEYA® (Danicopan)  
 

50 and 100 mg film-coated tablets 

 

D-CCDS Version:  

Date:   20  

 

 

 

 

 

*非公表のため、2～26頁を削除
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1.7 同種同効品一覧表 
ダニコパン（ALXN2040、ACH4471）は、Achillion 社（現 Alexion Pharmaceuticals 社）が創製

した、発作性夜間ヘモグロビン尿症を対象とする新規の経口低分子補体 D 因子阻害薬である。 

本邦で発作性夜間ヘモグロビン尿症を効能・効果とする医薬品として、補体 C5 阻害剤（ラブ

リズマブ及びエクリズマブ）、及び補体Ｃ3 阻害剤（ペグセタコプラン）が承認されている。これ

らの医薬品を同種・同効品として一覧に示す。 

 

Table 1: 同種同効品一覧表 
販売名 ボイデヤ錠 50mg ユルトミリス点滴静注

300mg 
ユルトミリスHI点滴静

注 300mg/3mL 
同 1100mg/11mL 

ソリリス点滴静注
300mg 

エムパベリ皮下注
1080mg 

一般名 ダニコパン ラブリズマブ（遺伝子

組換え） 
エクリズマブ（遺伝子

組換え） 
ペグセタコプラン 

会社名 アレクシオンファーマ

合同会社 
アレクシオンファーマ

合同会社 
アレクシオンファーマ

合同会社 

Swedish Orphan 
Biovitrum Japan 株式会

社 
効能又

は効果 
 発作性夜間ヘモグ

ロビン尿症 
 発作性夜間ヘモグ

ロビン尿症 
 非典型溶血性尿毒

症症候群 
 全身型重症筋無力

症（免疫グロブリ

ン大量静注療法又

は血液浄化療法に

よる症状の管理が

困難な場合に限

る） 
 視神経脊髄炎スペ

クトラム障害（視

神経脊髄炎を含

む）の再発予防 
 

 発作性夜間ヘモグ

ロビン尿症におけ

る溶血抑制 
 非典型溶血性尿毒

症症候群における

血栓性微小血管障

害の抑制 
 全身型重症筋無力

症（免疫グロブリ

ン大量静注療法又

は血液浄化療法に

よる症状の管理が

困難な場合に限

る） 
 視神経脊髄炎スペ

クトラム障害（視

神経脊髄炎を含

む）の再発予防 

 発作性夜間ヘモグ

ロビン尿症 

添付文

書改訂
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