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Karyopharm、5 剤抵抗性の多発性骨髄腫患者の治療薬として 
米国食品医薬品局に Selinexor の新薬承認申請の逐次申請を完了 

 
本資料は、カリオファーム セラピューティクス社が 2018 年 8 月 6 日に発表した英語版プレス

リリースを和文抄訳として提供するものです。和文抄訳の内容につきましては、英語原文が優先

されます。英語原文のプレスリリースは、http://investors.karyopharm.com/press-releases をご参

照ください。 
 
 

プレスリリース本文、第一段落からの抜粋 
 
（マサチューセッツ州ニュートン、2018 年 8 月 6 日）－Karyopharm Therapeutics Inc.

（Nasdaq：KPTI、以下、カリオファーム社）は、本日、新規の経口核外輸送タンパク質阻害

剤（SINE）である Selinexor について、5 剤抵抗性の多発性骨髄腫患者の治療薬として、迅速

承認を得るために米国食品医薬品局（FDA）に新薬承認申請（NDA）の逐次申請を完了したこ

とを発表しました。5 剤抵抗性の骨髄腫患者さんは、2 種類のプロテアソーム阻害剤である

Velcade®（ボルテゾミブ）と Kyprolis®（カルフィルゾミブ）、2 種類の免疫調節剤である

Revlimid®（レナリドミド）と Pomalyst®（ポマリドミド）、抗 CD38 モノクローナル抗体であ

るDarzalex®（ダラツムマブ）およびアルキル化剤での治療歴があり、病状としては 1剤以上の

プロテアソーム阻害剤、1 剤以上の免疫調節剤、Darzalex および直近の治療に抵抗性が認めら

れたものです。Selinexor は、この適応で FDA からオーファンドラッグ（希少疾病用医薬品）

およびファストトラック（優先審査）に指定されています。 

 
 
カリオファーム社と小野薬品工業の提携について 
当社は、2017年 10月に、カリオファーム社が開発中のファーストインクラスの経口XPO1（エ

クスポーティン 1）阻害剤「Selinexor」および第二世代の経口 XPO1 阻害剤「KPT-8602」につい

て、すべての癌腫を対象に、日本、韓国、台湾、香港およびASEAN諸国で独占的に開発および商

業化するライセンス契約を締結しています。 
 
Selinexor（ONO-7705）については、日本で多発性骨髄腫および非ホジキンリンパ腫を対象に

第Ⅰ相臨床試験を実施中です。 
 

 
以上 

 
＜本件に関する問い合わせ＞ 
小野薬品工業株式会社 広報部 
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米国食品医薬品局に Selinexor の新薬承認申請の逐次申請を完了 

 
• 当社は、8 月 7 日（火）、午前 8:30（米国東部標準時間）に、2018 年第 2 四半期決算お

よび事業開発に関するカンファレンスコールを開催します。 
 

（マサチューセッツ州ニュートン、2018 年 8 月 6 日）－Karyopharm Therapeutics Inc.
（Nasdaq：KPTI、以下、カリオファーム社）は、本日、新規の経口核外輸送タンパク質阻害剤

（SINE）である Selinexor について、5 剤抵抗性の多発性骨髄腫患者の治療薬として、迅速承認を

得るために米国食品医薬品局（FDA）に新薬承認申請（NDA）の逐次申請を完了したことを発表

しました。5剤抵抗性の骨髄腫患者さんは、2種類のプロテアソーム阻害剤であるVelcade®（ボル

テゾミブ）と Kyprolis®（カルフィルゾミブ）、2 種類の免疫調節剤である Revlimid®（レナリドミ

ド）と Pomalyst®（ポマリドミド）、抗 CD38 モノクローナル抗体である Darzalex®（ダラツムマ

ブ）およびアルキル化剤での治療歴があり、病状としては 1剤以上のプロテアソーム阻害剤、1剤

以上の免疫調節剤、Darzalex および直近の治療に抵抗性が認められたものです。Selinexor は、こ

の適応で FDA からオーファンドラッグ（希少疾病用医薬品）およびファストトラック（優先審査）

に指定されています。 
 
カリオファーム社の創設者であり、社長、兼 Chief Scientific Officer である Sharon Shacham

（Ph.D、 MBA）は、次のように述べています。「5 剤抵抗性の非常に難治性の骨髄腫患者さんは、

新規メカニズムを有する新たな治療法を緊急に必要としています。最初の NDA を完了したことは、

顕著な功績であり、これらの患者さんに経口 Selinexor をお届けするのに一歩前進しました。我々

は、これまでに Selinexor プログラムにご協力いただいた患者さんや介護者の皆さん、治験担当医

師の方々、また迅速に指導をいただいた規制当局の方々に心より感謝するとともに、当社の全チ

ームに対し、限りないプロフェショナリズムおよび今回の NDA に対する努力に感謝します。」 
 
カリオファーム社は、FDA からの販売承認を待ちつつ、米国で Selinexor を商業化する計画で

す。FDA より Selinexor が承認されれば、2019 年の上半期には販売が可能です。また、当社は

2019 年初めに条件付きの販売承認申請（MAA）を欧州医薬品庁（EMA）に提出する計画です。 
 

Selinexor について 
Selinexor は、ファーストインクラスの経口の選択的核外輸送タンパク質阻害剤です。Selinexor

は、核外輸送タンパク質である XPO1 に結合して阻害することにより機能し、細胞の核内に腫瘍

抑制タンパク質が蓄積します。これは、細胞の腫瘍抑制機能を再活性化および増強することで、

正常細胞にはほとんど影響を与えず、がん細胞に選択的にアポトーシスを誘導すると考えられま

す。これまでに 2,600 人を超える患者さんが Selinexor の投与を受けています。2018 年 4 月に、

カリオファーム社は 5 剤抵抗性の多発性骨髄腫患者を対象に Selinexor と低用量デキサメタゾンと

の併用療法を評価した第Ⅱb 相 STORM 試験の肯定的なトップラインデータを報告しました。

Selinexor は、STORM 試験での主要評価項目である奏効率は 25.4%で、微小残存病変が陰性の 2
例の厳格な完全奏効および 29 例の非常に良い部分奏効が含まれていました。主要な副次評価項目

である奏効期間の中央値は、4.4 カ月であり、何らかの奏効が認められた患者は、奏効しなかった
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患者さんと比較して、有意に全生存期間を延長しました。Selinexor は、多発性骨髄腫でオーファ

ンドラッグに、STORM試験で評価された患者集団でファストトラックに指定されました。カリオ

ファーム社は、5 剤抵抗性の多発性骨髄腫患者の新たな治療薬として、経口 Selinexor の迅速承認

を得るために米国 FDA に NDA の逐次申請を提出しました。また、2019 年初めに仮承認制度のも

と販売承認申請を EMA に提出する計画です。Selinexor は、さまざまながん腫を対象に他にも複

数の中期および後期臨床試験において評価されています。その中には、多発性骨髄腫を対象とし

たボルテゾミブと低用量デキサメタゾンとの併用療法によるピボタルな第Ⅲ相無作為化試験

（BOSTON 試験）、多発性骨髄腫の治療薬として承認されている薬剤との併用効果を検討する試

験（STOMP 試験）、びまん性大細胞型 B 細胞リンパ腫を対象とした試験（SADAL 試験）、脂肪

肉腫を対象とした試験（SEAL 試験）および医師主導による子宮内膜がんを対象とした試験

（SIENDO 試験）があります。その他にも、さまざまながん腫を対象に承認された治療法との併

用療法での複数の試験を含め、第Ⅰ- Ⅲ相試験を実施及び計画しています。なお、臨床試験に関す

る他の情報は、www.clinicaltrials.gov.をご覧ください。 
 

多発性骨髄腫における Selinexor の迅速承認の可能性に関する詳細情報 
FDA は、奏効率（ORR）のような臨床的効果を予測すると考えられる代用評価項目や中間臨床

評価項目に基づいて、重篤な状態の治療および未だ満たされていない医療ニーズを満たす薬剤に

対し、迅速な承認を可能にする迅速承認プログラムを制定しました。迅速承認は、FDA がカリオ

ファーム社へのフィードバックで繰り返し表明した迅速承認の申請時点で、既存の治療に対して

有意義な治療上のベネフィットを提供する薬剤に対してのみ利用可能です。特に、多発性骨髄腫

のような複数の利用可能かつ潜在的な新しい治療法がある疾患領域では、迅速承認は高い規制閾

値をもたらします。 FDAは、一般的なガイダンスに沿って、進行中のピボタルな第Ⅲ相BOSTON
試験での完全承認に向けた無作為化試験の選択肢をカリオファーム社に連絡し、迅速承認の場合、

患者さんは承認されているすべての治療法を既に受けている必要があることをカリオファーム社

に伝えました。FDA のファストトラック指定は、重篤な状態で満たされていない医療ニーズを満

たす治療薬に利用可能です。カリオファーム社は、特に STORM 試験で対象とされた患者集団に

対して FDA からファストトラックの指定を受けています。STORM 試験の患者集団は、未だ満た

されていない医療ニーズおよび 2018 年 4 月に報告された肯定的なトップラインデータを代表する

というこの認識に照らして、STORM 試験は迅速承認を FDA に要請することを裏付けるものと思

っています。 
 

カリオファーム社について 
カリオファーム セラピューティクス社（Nasdaq: KPTI）は、がんやその他の重篤な疾患の治療

のために核輸送に関連する標的に対するファーストインクラスの画期的新薬の創薬および開発に

注力している製薬企業です。カリオファーム社の SINE 化合物は、核外輸送タンパク質である

XPO1 に結合してこの機能を阻害します。SINE 化合物は、様々ながん腫に対して単剤および併用

療法で抗腫瘍効果が示されているだけでなく、神経変性疾患、炎症疾患、自己免疫疾患、いくつ

かのウイルス感染および創傷治癒のモデルにおいても薬効が示されています。カリオファーム社

は Sharon Shacham 医師により設立され、現在、複数の臨床および非臨床試験を実施しています。

詳細な情報に関しては、www.karyopharm.com.をご覧ください。 
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