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「ルクスターナ注 適正使用指針」の留意事項 

 

ルクスターナ注の使用に当たっては、すでに国内の適正使用指針が出されている。そのなかで、

＜効能，効果又は性能に関連する使用上の注意＞として指摘されているのは、以下の 2点である。 

 

(1) 遺伝学的検査により RPE65 遺伝子の両アレル性の変異が確認された患者に投与すること。 

(2) 適切な検査により十分な生存網膜細胞を有することが確認された患者に投与すること。 

 

しかし実際の治療にあたって上記の 2 点では具体性に欠けるため、国内での治療実施における

留意点を以下のように追加記載することにした。 

 

1）本治療薬の使用にあたっては、承認に先立って実施された国内臨床治験（A11301 試験）の組み

入れ基準（適正使用指針の 9ページ目に記載）を参考にして、適合性を判断する。 

 

2）A11301 試験の組み入れ基準において厳密に規定されていない点については、さらに以下に従っ

て適合性を判断する。 

 

＊ RPE65 変異が両アレル性であることは、可能な限り信頼性の高い方法を用いて確認すべき

である。 

 

＊ 治療効果を考慮すると、若年者の治療が推奨される。ただし、対象年齢の上限は設定しない。

また、視機能評価を正確に行うことが困難な 4 歳未満の患者に対しては、特に慎重に投与を検討

すべきである。 

 

＊ 本治療の施行後にも網膜萎縮が進行する可能性があることを考慮し、網膜生存網膜細胞の

評価は慎重に行うべきである。評価にあたっては、OCTを用いて後極部に十分な網膜外層構造（網

膜色素上皮層から外顆粒層にかけて）が残存していることを確認する。その判断にあたっては、遺

伝性網膜疾患を専門とする眼科医 2名以上が確認し、合意をする必要がある。 

 

＊ 治療侵襲による視機能への影響を上回る治療効果が得られることが期待できる患者を治療

対象とする。 
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