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II 研究開発の概要 

【成果の概要】 

筋萎縮性側索硬化症（amyotrophic lateral sclerosis: ALS）は、我が国では約 9,000 人の患者数の脳神経難病

である。上位及び下位運動神経細胞の障害により進行性に骨格筋力が低下して種々の症状を呈し、呼吸機能

を含む自発的な運動機能を完全に喪失するまで進展する原因不明の難治性疾患である。呼吸筋の麻痺による

呼吸不全により、人工呼吸器を装着しなければ発症後 2～5 年以内に死に至る疾患であり、未だ根治療法は

ない。 

研究開発代表者らは、ALS 患者 iPS 細胞を用いた化合物スクリーニングにより、慢性骨髄性白血病で承認

されている既存薬ボスチニブが運動神経細胞死抑制作用・病因タンパク質蓄積抑制効果を有することを同定

した。さらに、ALS モデルマウスでの運動神経細胞死抑制作用・病因タンパク質蓄積抑制効果及び生存期間

延長を確認した。そこで、ALS 患者に対するボスチニブ内服による治療を開発するため、医薬品の臨床試験

の実施の基準に関する省令下において 2019 年 3 月から第 1 相医師主導治験を開始した。ボスチニブは既存

薬でありヒトでの安全性情報は明らかになっているが、本医師主導治験においては、ALS における安全性を

確認するため、ALS 患者を対象とした安全性評価試験を実施し、併せて、臨床スコアとして日本語版改訂

ALS Functional Rating Scale (ALSFRS-R)やバイオマーカーを指標とした有効性の探索を実施した。 

本試験では、12 名の ALS 患者について ALS 特有の有害事象が生じる可能性がないか調べるために、はじ

めに 3 名に 1 日量 100mg 投与し、その結果を安全性評価委員会で評価を行った後、次に、別の 3 名に 1 日量

200mg、同様に次に別の 3 名に 1 日量 300mg、次に別の 3 名に 1 日量 400mg を投与する試験を実施した。結

果として、ボスチニブ 1 日量 100mg～300mg を投与された ALS 患者 9 名が 12 週間の試験を完了した。1 日

量 400mg を投与された 3 名は有害事象により試験を完了しなかったた。全体を通じての有害事象としては、

下痢、肝機能障害などが見られた。治験実施計画書に規定した基準に基づき、適切なボスチニブの投与調整

や支持療法による管理が必要な場合があった。また、ALS におけるボスチニブの有効性を探索するために、

ALS の症状の進行を示す指標である ALSFRS-R の変化を評価した。ALS の症状が進行すると ALSFRS-R の

スコアが低下するが、ボスチニブを 12 週間投与した 9 名の方のうち 5 名では、ボスチニブ内服後、ALSFRS-

R スコアの低下が停止していた。ALSFRS-R の低下が見られた 4 名と、ALSFRS-R の低下の停止がみられた

5 名の血液を調べたところ、ボスチニブ投与前のニューロフィラメント L の量が異なっていることが分かっ

た。以上の結果から、ALS で認められた有害事象の種類は慢性骨髄性白血病と同様であり（ボシュリフ錠 

100 mg 添付文書、2020 年 6 月改訂）、ボスチニブの 100mg～300mg の用量レベルでの忍容性は良好であるこ

とが示された。 

 COVID-19 の影響により、治験期間が 6 か月延長となったものの計画内容はすべて完了し、治験終了届を

2021 年 9 月末に提出した。データ解析を行い、総括報告書を作成した。ボスチニブの ALS 患者に対する安

全性を確認し、ALS の症状に対する有効性を示唆する結果を得たため、次相試験へ進む予定である。 

 

【Summary of Results】 

ALS (amyotrophic lateral sclerosis) is an intractable neurodegenerative disease with approximately 9,000 patients in Japan. 

It is characterized by progressive loss of skeletal muscle strength or respiratory failure due to damage of upper and lower 

motor neurons, which leads to death within two to five years after onset if not treated with a ventilator, and there is still no 

curative treatment. 

By compound screening using iPS cells from ALS patients, we identified that bosutinib, an existing drug approved for 

chronic myeloid leukemia, inhibits motor neuron cell death and accumulation of pathogenic proteins. Furthermore, we 

confirmed that bosutinib inhibits motor neuron death and accumulation of pathogenic proteins and prolongs survival in a 

mouse model of ALS. In order to develop a treatment for patients with ALS using oral bosutinib, a Phase I investigator-
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initiated clinical trial was initiated in March 2019 under the Ministerial Ordinance on Standards for the Conduct of Clinical 

Trials of Drugs. To confirm the safety of bosutinib in patients with ALS, a safety evaluation study will be conducted in ALS 

patients. We also explored the efficacy using the ALS Functional Rating Scale (ALSFRS-R) as a clinical score and biomarkers. 

 Although the duration of the trial was extended by 6 months due to the COVID-19, all the planned activities were completed 

and the notification of completion of the trial was submitted at the end of September 2021. Data analysis was performed and 

a summary report was prepared. The safety of bosutinib in ALS patients was confirmed, and the results suggest that bosutinib 

is effective in treating ALS symptoms. 
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WEB 開催，2021.6.4 

29. ヒト幹細胞を用いた脳神経疾患の研究，井上治久,第 4 回曙橋神経懇話会，オンライン開催，2021.7.13 

30. リプログラミング技術を用いた ALS 研究, 井上治久,第 7 回 Nagoya Neurology Forum, ハイブリッド開催, 

2021.11.9 

31. iPS 細胞と AI を用いた脳神経疾患研究, 井上治久,第 12 回ニューロフォーラム東京, ハイブリッド開催, 

2021.11.12 

32. リプログラミング技術と AI を用いた創薬研究開発，井上治久,第 40 回日本認知症学会学術集会 アフタヌーン

セミナー2，ハイブリッド開催，2021.11.26 

 

◆国民との科学・技術対話社会に対する取り組み 

（アウトリーチ活動） 

1. IBC（アイス・バケツ・チャレンジ）グラント研究報告会「Src/c-Ab1 阻害薬実用化のための ALS 治療効果予

測」, 井上治久, 2018/11/25, 東京 

2. 「iPS 細胞を用いた神経疾患の創薬研究」, 今村恵子, 2019/2/20, 大阪（NHK 文化センター梅田教室） 

3. iPS 細胞を用いた ALS の治療薬研究開発, 井上治久, 日本 ALS 協会徳島県支部 20 周年念総会, 2019/6/2, 国内

（徳島） 

4. iPS 細胞を使った神経疾患に対する創薬研究, 井上治久, 京都府総合教育センター平成 31 年度研修講座, 最先

端科学から学ぶ講座, 2019/7/12, 国内（京都） 

5. 研究のお話－受験をされる方へ－, 井上治久, 駿台予備学校大阪南校 2019 全国国公立大学医学部医学科説明

会 特別講演（招待講演）, 2019/10/27, 国内（大阪） 

6. iPS 細胞を用いた ALS の治療薬研究開発, 井上治久, 令和元年度島根県難病フォーラム, 2019/11/2, 国内（松江） 

7. ALS 患者さんたちと学ぶ最新研究動向, 井上治久, ～研究者に直接聞こう！ マイミーティング～, NPO 法人オ

ール・アバウト・サイエンス・ジャパン, 2020.11.14 

8. iPS 細胞を用いた創薬応用の最前線, 井上治久, 第 7 回 再生医療 EXPO 大阪, 2021/2/25, 国内（ハイブリッド開

催）口頭 

9. リプログラミング技術を用いた神経難病の研究, 井上治久,第 1 回 MBT コンソーシアム, WEB 開催, 2021.9.4 

 

（報道） 

1. ALS の患者さんの iPS 細胞を用いた研究紹介，井上治久，大阪芝蘭会報 第 35 号 page 2, 2018.4 ,国内. 

2. 京大 CiRA、ALS の抑制メカニズムに Src/c-Abl 阻害系が有効 iPS 細胞を使った薬剤スクリーニングの成果を

日本神経学会で発表－日経バイオテク ONLINE（net）, 2018.6.6, 国内. 

3. Human pluripotent stem cells in neurological drug discovery－CiRA Annual Report 2017 Page 27, 2018.7, 国内. 

4. Cutting-edge tools provide crucial insights～Gene editing in human-derived stem cell cultures underpins a model to trial 

therapies for neurological diseases～-NANBYO RESEARCH from JAPAN Hightlights, 2018.10.30, 国内. 

5. 既存薬、別の難病で治験 京大・東京医科歯科大など 創薬コスト減安全確認済み－日本経済新聞朝刊 第 9

面, 2018.11.26, 国内. 

6. 日経バイオ年鑑 2019【医療・診断・医療機器】筋萎縮性側索硬化症（ALS）治療薬－日経バイオテク ONLINE, 
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2018.12.14, 国内. 

7. 難病 ALS、白血病薬で治験へ 京大－日本経済新聞(net), 2019.3.26, 国内. 

8. 白血病薬で ALS 治療開始、京大 ｉＰＳ細胞を利用－共同通信（net）, 2019.3.26, 国内. 

9. 京大も ALS 患者の治験＝iPS で発見の白血病薬－時事通信（net）, 2019.3.26, 国内. 

10. iPS 細胞応用の ALS 進行抑制期待できる薬 臨床試験を開始－NHK NEWS WEB（TV・net）, 2019.3.26, 国内. 

11. 難病 ALS に効果ある薬発見 京大グループ－NNN ニュース（TV・net）, 2019.3.26, 国内. 

12. 京都大学 ALS に効果ある薬で治験開始へ－日テレニュース 24（TV・net）, 2019.3.26, 国内. 

13. 京大 iPS 研究所が ALS 患者の治験開始へ 白血病の治療薬 が有効か－毎日放送 MBS ニュース（TV・net）, 

2019.3.26, 国内. 

14. 京都大学 ALS に効果ある薬で治験開始へ－読売テレビニュース（TV・net）, 2019.3.26, 国内. 

15. 京大 iPS 研究所が ALS 患者の治験開始へ 白血病の治療薬 が有効か－YAHOO ニュース（net）, 2019.3.26, 国

内. 

16. 難病 ALS、投薬の治験開始へ 京大など－産経ニュース（net）, 2019.3.26, 国内. 

17. ALS 患者に白血病治療薬 京都大で治験実施へ－毎日新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

18. 京大でも ALS 患者の治験開始－ニフティニュース（net）, 2019.3.26, 国内. 

19. 白血病薬で ALS 治療開始、京大 iPS 細胞を利用－47News（net）, 2019.3.26, 国内. 

20. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－北海道新聞どうしん電子版（net）, 2019.3.26, 国内. 

21. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－東奥日報 Web 東奥（net）, 2019.3.26, 国内. 

22. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－秋田魁新報（net）, 2019.3.26, 国内. 

23. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－北日本新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

24. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－岩手日報（net）, 2019.3.26, 国内. 

25. 白血病薬で ALS 治験開始、京大－茨城新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

26. 白血病薬で ALS 治験開始、京大－下野新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

27. 白血病薬で ALS 治験開始、京大－千葉日報オンライン（net）, 2019.3.26, 国内. 

28. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－東京新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

29. 白血病薬で ALS 治験開始－神奈川新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

30. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－山陰中央新聞社（net）, 2019.3.26, 国内. 

31. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－信濃毎日新聞 信毎 Web（net）, 2019.3.26, 国内. 

32. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－日本海新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

33. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－新潟新報（net）, 2019.3.26, 国内. 

34. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－福井新聞 ONLINE（net）, 2019.3.26, 国内. 

35. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－静岡新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

36. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－中日新聞 CHUNICHI Web（net）, 2019.3.26, 国内. 

37. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－大阪日日新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

38. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－神戸新聞 NEXT（net）, 2019.3.26, 国内. 

39. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 - iPS 細胞を利用－奈良新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

40. ALS 患者、白血病薬で治験へ iPS 細胞で状態再現－中国新聞 α アルファ（net）, 2019.3.26, 国内. 

41. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－山陰中央新報社（net）, 2019.3.26, 国内. 

42. 白血病薬で ALS 治験開始、京大／iPS 細胞を利用－四国新聞社（net）, 2019.3.26, 国内. 

43. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－愛媛新聞 ONLINE（net）, 2019.3.26, 国内. 

44. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－徳島新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

45. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－高知新聞（net）, 2019.3.26, 国内. 

https://ibarakinews.jp/news/newsdetail.php?f_jun=CO2019032601002716.1.N.20190326T215659.xml&elem=z
https://ibarakinews.jp/news/newsdetail.php?f_jun=CO2019032601002716.1.N.20190326T215659.xml&elem=z
https://www.kobe-np.co.jp/news/zenkoku/compact/201903/0012184238.shtml
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46. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－西日本新聞社（net）, 2019.3.26, 国内. 

47. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－佐賀新聞 Live（net）, 2019.3.26, 国内. 

48. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－大分合同新聞社（net）, 2019.3.26, 国内. 

49. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－宮崎日日新聞社（net）, 2019.3.26, 国内. 

50. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－琉球新報（net）, 2019.3.26, 国内. 

51. 白血病薬で ALS 治験開始、京大 iPS 細胞を利用－沖縄タイムス プラス（net）, 2019.3.26, 国内. 

52. Researchers test drug for treating ALS－NHK WORLD JAPAN（TV・net）, 2019.3.27, 海外． 

53. iPS 応用の ALS 薬の臨床試験－NHK 首都圏のニュース（TV）, 2019.3.27, 国内. 

54. ALS 白血病薬で治験 筋肉衰える難病 京大、臨床試験へ－日本経済新聞朝刊 46 面, 2019.03.27, 国内. 

55. iPS で薬効確認、ALS 患者治験へ 京大、白血病薬を活用－朝日新聞 朝刊 7 面, 2019.03.27, 国内. 

56. ALS に白血病薬 京大 iPS 研、近く治験開始－毎日新聞朝刊 2 面, 2019.03.27, 国内. 

57. ALS 白血病薬で治験 京大チーム iPS で進行抑制確認－読売新聞朝刊 35 面, 2019.03.27, 国内. 

58. ALS 白血病薬で治験へ 京大など iPS で有効性確認－産経新聞朝刊 28 面, 2019.03.27, 国内. 

59. 患者 iPS 使い治療薬発見 京大、ALS 治験開始 安全性を見極めへ－京都新聞朝刊 29 面, 2019.03.27, 国内. 

60. iPS 細胞で難病 ALS 再現、治療薬に光 京大が治験へ－MSN.com（net）2019.3.27, 国内. 

61. 京大のグループが ALS の治験開始 がん治療薬から iPS 創薬－京都新聞（net）, 2019.3.27, 国内. 

62. 筋肉衰える難病「ALS」、白血病薬で治験開始へ･･･京大が IPS で進行抑制確認－読売新聞（net）, 2019.3.27, 国

内. 

63. iPS で薬効確認、ALS 患者治験へ 京大、白血病薬を活用－朝日新聞 DIGITAL（net）, 2019.3.27, 国内. 

64. iPS 細胞で難病 ALS 再現、治療薬に光 京大が治験へ－朝日新聞 DIGITAL（net）, 2019.3.27, 国内, 国内. 

65. ALS 患者、白血病薬で治験へ iPS 細胞で状態再現－朝日新聞 apital（net）, 2019.3.27, 国内. 

66. ALS 患者に分子標的薬 京大、既存製品で治験－日刊工業新聞（net）, 2019.3.27, 国内. 

67. 筋萎縮性側索硬化症（ALS）患者を対象としたボスチニブ第Ⅰ相試験開始について－一般社団法人 日本 ALS

協会, 2019.3.27, 国内. 

68. 日本京都大学启劫 iPS 細胞葯物治療 ALS 的臨床試験－WWW.CHINANEWS.COM 中国新聞網（net）, 2019.3.27, 

海外． 

69. 京大启動白血病薬物治療 ALS 臨床試験－共同社科技環保（net）, 2019.3.28, 海外． 

70. 日本京都大学启動 iPS 細胞薬物治療 ALS 的臨床試験－北京新浪網（net）, 2019.3.28, 海外． 

71. 京大も ALS 患者の治験＝iPS で発見の白血病 薬－ニフティニュース（net）, 2019.3.29, 国内． 

72. iPS 細胞 創薬でも注目、既存薬でＡＬＳ治験－日本経済新聞電子版（net）, 2019.4,10 

73. 京大、ALS 治療に活用—iPS 細胞、創薬でも注目、白血病の薬を転用－日本経済新聞 朝刊 25 面,2019.4,12 

74. iPS 細胞、創薬でも注目 京大が ALS 治療に活用 白血病の薬を転用－日本経済新聞（net）,2019.4.12 

75. ALS の医師主導治験 京大など４病院で実施へ－ミクス Online（net）,2019.4.25 

76. ALS 患者を対象としたボスチニブの医師主導 治験開始 CiRA ら－QLifePro 医療ニュース net,2019.4.25 

77. 脳の遺伝子治療 治験進む、アルツハイマーや ALS、海外先行、日本は量産課題－日本経済新聞朝刊 10

面,2019.7.15 

78. 筋萎縮性側索硬化症（ALS）に 対する治験が始まりました, CiRA Newsletter Vol38, page6-7, 2019.7.18 

79. 白血病治療薬で筋委縮性側索硬化症に挑む ボスニチブ用いた医師主導試験－医療ニュース net Medical 

Tribune,2019.8.29 

80. Mm の憂鬱、次の創薬インフラとなる iPS 細胞創薬の挑戦－日経バイオテク ONLINE（net）, 2019.10.01. 

81. ALS の進行止める薬発見か 京大 iPS 研, 読売テレビ, 2021.10.1 

82. ALS の病状、進行停止 「世界初」iPS 使い既存薬探す, 東京新聞 TOKYO Web, 2021.10.1 

http://www3.nhk.or.jp/lnews/shutoken/20190327/1000027420.html
http://www3.nhk.or.jp/lnews/shutoken/20190327/1000027420.html
https://www.msn.com/ja-jp/news/national/%EF%BD%89%EF%BD%90%EF%BD%93%E7%B4%B0%E8%83%9E%E3%81%A7%E9%9B%A3%E7%97%85%EF%BD%81%EF%BD%8C%EF%BD%93%E5%86%8D%E7%8F%BE%E3%80%81%E6%B2%BB%E7%99%82%E8%96%AC%E3%81%AB%E5%85%89-%E4%BA%AC%E5%A4%A7%E3%81%8C%E6%B2%BB%E9%A8%93%E3%81%B8/ar-BBVggh5
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83. 難病「ALS」の進行を『白血病治療薬』で抑制 京大などの研究グループ治験で世界初, MBS NEWS, 2021.10 

84. ALS の病状、進行停止, REUTERS, 2021.10.1 

85. “薬剤の治験で ALS 進行抑制か”京大などのグループ発表, NHK NEWS WEB, 関西 NEWS WEB, 2021.10.1 

86. 【難病 ALS 治療】iPS 細胞で病気再現 進行抑える薬を突き止める 京大研究チーム, ABC テレビ報道, 

2021.10.1 

87. ALS 白血病の薬で病状の進行を食い止め 京大・iPS 細胞研究所の治験 既存薬での食い止めは世界初, 関西

テレビ NEWS, 2021.10.1 

88. 京大、ALS 患者の病気の進行停止 iPS 創薬で成果, 日本経済新聞, 2021.10.1 

89. ALS の病状、進行停止「世界初」iPS 使い既存薬探す, 共同通信, 2021.10.1 

90. ALS 進行、白血病の薬で食い止める iPS 創薬の治験で世界初, 朝日新聞 DIGITAL, 2021.10.1 

91. 白血病の薬を ALS 患者に投与 “初期治験で症状進行抑えられた”, NHK NEWS WEB, 2021.10.1 

ALS 症状進行止める既存薬見つかる 京大, 中日新聞, 2021.10.1 

92. ALS に白血病の薬有効か 9 人中 5 人の病状進行止まる, FNN プライムオンライン, 2021.10.1 

93. “世界初” 難病 ALS の進行を「白血病の薬」が食い止めた iPS 細胞で効果試す 京大研究チーム, ABC ニュ

ース, 2021.10.1 

94. 難病 ALS の進行、白血病治療薬で止まる可能性 京大 iPS 細胞研究所が発表, 読売テレビ京都, 2021.10.1 

95. ALS 治験で安全性確認、進行停止の可能性も iPS 創薬で京大グループ, 京都新聞, 2021.10.1 

96. ALS 患者の治験で白血病薬の「安全」確認…京大など iPS 細胞を使用, 読売新聞オンライン, 2021.10 

97. 既存薬に ALS の進行止める効果 iPS 創薬で「世界初」 京大チーム, 毎日新聞, 2021.10.1 

98. 京都大学 iPS 細胞研究所、筋萎縮性側索硬化症（ALS）患者さんを対象とした ボスチニブ第 1 相試験のご報告 
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