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効能、効果又は性能 脊髄性筋萎縮症 

ただし、抗 AAV9 抗体が陰性の患者に限る 

改訂の概要 「重要な基本的注意」の項における心筋トロポニン I 測定に関する記

載を改訂する。 

改訂の理由及び調査

の結果 

本品投与後における心筋トロポニン I の上昇と心毒性との関連性を評

価した。心筋トロポニン I のモニタリング規定の見直しに係る使用上

の注意の改訂要否について、専門委員の意見も聴取した。以下の点を

踏まえると、定期的な心筋トロポニン I の測定に係る規定を維持する

合理性は高くはないと考えられたことから、心筋トロポニン I の測定

期間及び測定頻度に係る現行の規定を削除の上、本品投与後に心筋ト

ロポニン I の上昇が認められる時期を考慮し、本品の投与前と本品の

投与後概ね 1 ヵ月間以内に心筋トロポニン I を測定するよう、使用上

の注意を改訂することが適切と判断した。 

・心筋トロポニン I は上昇することがあるが軽度であり、心筋トロポ

ニン I の上昇を契機として、心機能の低下が確認された症例は認めら

れなかったこと。 

・本品投与後に心筋トロポニン I の上昇が認められており、心筋の損

傷が生じていることが示唆され、また、本品の非臨床試験及び臨床試

験で認められた心毒性リスクは否定されていないこと。 

 

本調査に関する専門協議の専門委員は、本品目についての専門委員からの申し出等に

基づき、「医薬品医療機器総合機構における専門協議等の実施に関する達」（平成 20 年

12 月 25 日付 20 達第 8 号）の規定により、指名した。 


