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この資料は、ノバルティス（スイス・バーゼル）が 2022年 6月 6日（現地時間）に発表したプレスリ

リースを日本語に翻訳・要約したもので、報道関係者の皆様に対する参考資料として提供するもので

す。資料の内容および解釈については英語が優先されます。本適応症は日本では未承認です。英語版は

https://www.novartis.comをご参照ください。 

 

ノバルティス、「タフィンラー®」と「メキニスト®」の

併用療法が BRAF V600変異陽性低悪性度神経膠腫の小児

患者における第 II／III相臨床試験で良好な有効性を示す 

 
• 分子標的療法である「タフィンラー®」「メキニスト®」併用療法は、化学療法

（11%）と比較して 47%の奏効率（ORR）を示し、進行または死亡リスクを 69%

低減。これは、初回の全身治療を必要とする BRAF V600変異陽性低悪性度神経膠

腫（LGG）の 1～17歳の患者において統計学的に有意な有効性の改善 1 

 

• 「タフィンラー®」「メキニスト®」併用療法は、経口投与することができ、また

生活の質を改善できる利点を有するため、有効性と利便性のより高い選択肢を必

要とする小児脳腫瘍患者に対する新たな標準治療となる可能性を示唆 1 

 

• 今回の結果は、複数の BRAF V600変異陽性固形腫瘍に対して示されている「タフ

ィンラー®」「メキニスト®」併用療法の有効性と安全性データに新たなエビデン

スを追加 

 

• 米国臨床腫瘍学会（ASCO）の公式記者会見で紹介された本データは、今後の規制

当局への申請基盤に 

 

2022年 6月 6日、スイス・バーゼル発—ノバルティスは本日、「タフィンラー®」

（一般名称：ダブラフェニブ、以下「タフィンラー」）、「メキニスト®」（一般名

称：トラメチニブ、以下「メキニスト」）の併用療法が初回の全身治療を必要とす

る 1～17歳の BRAF V600変異陽性低悪性度小児神経膠腫（pLGG）患者において、

現在の標準化学療法と比較して統計学的に有意に有効性を改善したことを発表しま

した 1。この試験での奏効率（ORR）は化学療法群の患者で 11%（信頼区間

（CI）：3-25%）であったのに対し、「タフィンラー」「メキニスト」併用療法群

の患者で 47%（CI：35-59%）と統計学的に有意な結果となりました (p<0.001)。こ

の試験では、化学療法よりも投与が簡便な「タフィンラー」「メキニスト」併用療

法の新しい液剤が使用されました。このデータは、2022年米国臨床腫瘍学会
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（ASCO）年次総会での公式記者会見および口頭発表の演題の一つとして取り上げら

れる予定です（抄録#LBA2002）。 
 
カナダのトロント、 The Hospital for Sick Children （SickKids）名誉シニア・アソシ

エート・サイエンティストである Eric Bouffet氏（MD,FRCPC）は「これらの結果

は、ダブラフェニブとトラメチニブの併用が BRAF V600変異陽性低悪性度神経膠腫

の小児並びに青年患者において化学療法を上回る結果を示しています。」と述べ、

「この研究は、低悪性度神経膠腫患者に対して BRAFのような遺伝子変異の検査を

実施することの重要性を示しています。」と続けました。 
 
LGGは小児脳腫瘍の中で発生頻度が最も高く、pLGGの 15%～20%に BRAF V600

変異が認められます 2,5。現在、標準化学療法による転帰は不良で、治療に関して大

きな負担が伴います 6。 
 
第 II／III相臨床試験の結果から、追跡調査期間中央値 18.9カ月の時点で、無増悪生

存期間（PFS）の中央値は、「タフィンラー」「メキニスト」併用療法群で 20.1カ

月（CI：12.8カ月～推定不能）、化学療法群で 7.4カ月（CI：3.6～11.8カ月）であ

ることが示されました（ハザード比=0.31［CI：0.17～0.55］［p<0.001］）1。ま

た、腫瘍の縮小または安定を維持した患者の割合は、「タフィンラー」「メキニス

ト」併用療法群の患者で 86%（n=73；CI：76%～93%）、化学療法群の患者で

46%（n=37；CI：30%～63%）でした。1年間の追跡調査後、「タフィンラー」

「メキニスト」併用療法群のほぼすべての患者（89%）で、ベースラインに比べて

腫瘍サイズが縮小したのに対し、化学療法群では 70%でした。生活の質の解析結果

は、すべての時点で化学療法より「タフィンラー」「メキニスト」併用療法の方が

良好でした 1。 
 
ノバルティスの Executive Vice Presidentであり、Oncology & Hematology 

Development の Global Head である Jeff Legosは次のように述べています。「これら

の若年患者さんとそのご家族におかれては、BRAF V600変異陽性低悪性度神経膠腫

には神経障害のリスクがあること、また現在の標準治療は静脈内投与であり、がん

治療施設や病院へ高い頻度で受診を必要とするため、治療の負担が非常に大きくな

ります。この状況下で、『タフィンラー』『メキニスト』併用療法は、良好な有効

性を示しました。これらの小児患者に、より有効かつ、より簡便に投与できる経口

液剤の治療選択肢をできるだけ早く届けられるよう、保健当局と協力して取り組ん

でいきます。」  
 
「タフィンラー」「メキニスト」併用療法の安全性プロファイルは、これまでの試

験で観察された安全性プロファイルと概ね一致しました。安全性の評価では、「タ

フィンラー」「メキニスト」併用療法群の患者（n=73)において、化学療法群の患者

（n=33）よりも、グレード 3以上の有害事象（AE；94%に対して 47%）、並びに

AEによる中止（18%に対して 4%）が低く 1、最も発現頻度の高かった AEは、発

熱、頭痛および嘔吐でした 1。 
 
この試験の別の単群コホートでは再発または難治性の BRAF V600変異陽性高悪性度

神経膠腫（HGG）の小児患者に対する「タフィンラー」「メキニスト」併用療法の

有効性並びに安全性が評価されました。その結果、独立評価による有効性は、ORR 

56.1%［CI：39.7%-71.5%］であり、また安全性は概ねこれまでと一貫した結果が

示されました 4。これらのデータは、2022年 ASCO年次総会でのポスターディスカ

ッションで発表されました（抄録#2009）。 
 



 

「タフィンラー」「メキニスト」併用療法は、全身治療を必要とする BRAF V600E

変異を有する 1歳以上の LGG小児患者の治療薬として、米国食品医薬品局から画期

的治療薬に指定されました。 
 
TADPOLE試験について 

この国際共同第 II／III相、多施設共同、非盲検臨床試験では、1～17歳の BRAF 

V600変異陽性 LGG（n=110）または再発または難治性のHGG（n=41）の患者を評

価しています 1。「タフィンラー」「メキニスト」併用療法は、新規の液剤として、

またはカプセル剤および錠剤として、それぞれ経口投与します。両コホートの主要

評価項目は奏効率です。副次評価項目は、奏効期間、無増悪生存期間、全生存期間

およびその他の評価項目でした 1。 
 
小児神経膠腫について  

神経膠腫は、最も多い小児中枢神経系腫瘍で、小児脳腫瘍全体の約半分を占めてい

ます 5,7,8。神経膠腫は、低悪性度（グレード 1および 2）または高悪性度（グレード

3および 4）いずれかに分類されます 7。 
 
BRAF V600E変異陽性の小児低悪性度神経膠腫は、生存転帰（OS/PFS）の不良と関

連し、pLGGの約 15%～20%に認められます 2,3。BRAF変異はすべての年齢の

HGG患者の約 3%～7%に認められます 9,10。 
 
BRAF変異は、様々な固形腫瘍においてがん増殖を促す因子として同定されていて、

多くの場合に治療選択肢が限られています 11,12。 
 
「タフィンラー」「メキニスト」併用療法について 

BRAF／MEK阻害研究における世界的な分子標的療法の先駆的治療薬として患者さ

んに届けられた「タフィンラー」「メキニスト」併用療法は、様々な種類のがんの

増殖に関与する BRAFおよびMEKキナーゼに関連するシグナルを阻害して腫瘍の

増殖を抑制する可能性があります 11-15。「タフィンラー」「メキニスト」併用療法

は、実施中および完了した 20以上の試験で 6,000例以上の BRAF陽性患者を対象に

検討され、世界中で 20万例以上の患者に処方されています 15。 
 
「タフィンラー」「メキニスト」併用療法は現在、LGGまたは HGGの小児患者に

対する治療法として承認されていません。これらの結果をもとに、世界各国の保健

当局と薬事に関する議論が進行する予定です。 
 
免責事項 

本リリースには、現時点における将来の予想と期待が含まれています。したがっ

て、その内容に関して、また、将来の結果については、不確実な要素や予見できな

いリスクなどにより、現在の予想と異なる場合があることをご了解ください。な

お、詳細につきましては、ノバルティスが米国証券取引委員会に届けております

Form20-Fをご参照ください。 
 
ノバルティスについて 

ノバルティスは、より充実したすこやかな毎日のために、これからの医薬品と医療

の未来を描いています。私たちは、医薬品のグローバルリーディングカンパニーと

して、革新的な科学とデジタルテクノロジーを駆使し、医療ニーズの高い領域で変

革をもたらす治療法の開発を行っており、新薬開発のために、常に世界トップクラ

スの研究開発費を投資しています。ノバルティスの製品は、世界中の 8億人以上の

患者に届けられています。また、私たちは、ノバルティスの最新の治療法に多くの

人がアクセスできるように革新的な方法を追求しています。約 11万人の社員が世界

中のノバルティスで働いており、その国籍は 140カ国以上におよびます。 



 

詳細はホームページをご覧ください。 https://www.novartis.com                                    

以上 
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