
講座名 希少難病疾患治療開発実践講座
英文講座名 Department of Clinical Application for Development of Therapy for Rare disease

演題名：希少難病疾患、眼内リンパ腫の治療開発
演者名：田岡和城

先端医療開発研究クラスター
Advanced Medical Development Research Cluster

1

本寄付講座の背景、役割、目的

・背景：希少難病疾患の病態解明と治療

希少性、難病であることから、研究開発が困難。

・本講座の役割

希少難病疾患の基礎的な病態解析、薬物開発か

ら、医師主導多施設共同治験による臨床研究

・最終的な目的

社会実装化、人材育成、社会や医学に還元する

・希少難病疾患治療開発実践講座

・スタッフ名（教員・研究員等）
特任准教授 田岡和城
特任助教 木村 麗子 (山岸 麗子) 
・講座の設置期間  2023年４月１日～2026年3月31日
・寄附者名・出資者名
西新宿５丁目駅前眼科、野田病院、有限会社 ヤマダ（医療法人）、
株式会社ＰＭＡＴ、小野俊法、愛新覚羅 維

 ・協力の理念
上記寄付者、出資者においては、希少難病疾患治療開発実践講座に
おいて、医師主導試験による希少難病における治療薬の開発、社会
実装の理念からご協力して頂いた。
・協力講座名
眼科
・講座運営の透明性：医師主導試験であり、アカデミア発の開発である。

本寄付講座について 1

• 眼疾患の中で最も生命予後の悪い難治性疾患

• 脳中枢神経系へ60-80%と高率に進展

→中枢性悪性リンパ腫の1亜型

• 5年生存率： 30%～40%

• 発症率；年間100万人に4.6人（希少疾患）

• 標準治療は確立されていないアンメットニーズ

研究活動の実際 希少難病：眼内悪性リンパ腫

眼内悪性リンパ腫に対する医師主導
多施設共同治験 
（企業治験は困難）

日本発の治療開発
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原発性眼内悪性リンパ腫に対する 
  ONO-4059(ブルトンキナーゼ阻害剤)の医
師主導に よる第Ⅱ相二重盲検比較試験

研究代表者 田岡 和城
東京大学医学部附属病院

SIOLの特徴眼内リンパ腫の医師主導試験（AMED事業）

疾患特異的な原因遺伝子を同定

中枢再発を予防する治療

原因遺伝子MYD88の阻害剤を用いた治療
Bruton型チロシンキナーゼ阻害剤

で中枢再発をさせない。

背景：高率な中枢再発（60-80％）が予後不良の要因

日本発の革新的癌治療

SIOLの特徴

治験調整医師との委嘱/受諾、契約締結

治験調整医師(代表)

田岡和城

実施医療機関

東京大学医学部
附属病院

日本医療研究開発機構（AMED）
革新的がん医療実用化研究事業

治験保険
損害保険ジャパン株式会社

その他

契約締結

保険加入

中央判定委員会（眼病変／全身）

委員の
委嘱/受諾

モニタリング、症例登録センター、システム開発等
EPクルーズ株式会社

プロジェクトマネジメント、治験調整事務局、
監査、生物統計
東京大学医学部附属病院
臨床研究推進センター

ARO

業務委託契約
・担当者指名

業務委託契約等・担当者指名

東京大学医学部附属病院
自治医科大学附属さいたま医療センター

北海道大学病院
東京医科大学病院

東京医科歯科大学医学部附属病院
横浜市立大学附属病院

京都府立医科大学附属病院
九州大学病院

福島県立医科大学附属病院
金沢大学付属病院

大阪大学医学部附属病院
山形大学
計12施設
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遺伝子解析の評価等
東北大学、獨協医科大学、岡山大学

協力施設

SIOLの特徴 SIOLの特徴

治験期間 2021年2月～2026年3月

組入期間 2021年2月～2024年3月

症例数 全体  40例

試験全体
進捗状況

2020年12月22日付で東大病院から承認
2021年1月8日付で治験届提出
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眼局所放射
線治療

MTX眼内注射

MTX眼内注射

＋R-MPV

＋HD-AraC

＋ｒWBRT

等

1990年代 2000年代 2010年代 2020年代

BTK阻害剤

SIOLの特徴

眼科：眼内リンパ腫があります！
内科治療をよろしく！

わかりました。
連絡ありがとうございます。

血液内科で
治療しますね。
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眼内悪性リンパ腫外来
同じフロア―、同時診察

東大病院：眼科＋血液内科

SIOLの特徴 SIOLの特徴

1眼内悪性リンパ腫の患者会

早期の治療開発
承認を！

SIOLの特徴

臨床試験のデザイン 実施体制Bruton型チロシンキナーゼ阻害剤を用いた治療戦略 治験期間・進捗

東大病院での眼内リンパ腫外来の新設眼内リンパ腫の治療の歴史・変遷 希少がんの社会還元活動 眼内リンパ腫の患者会・市民活動
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