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原発不明がんに対するオプジーボ®(ニボルマブ)の早期承認の要望 

 

原発不明がんは、十分な検索にも関わらず原発巣が不明で、組織学的に転移巣と判明し

ている悪性腫瘍のことであり、国内外で確立した一つのがん腫として認識されています

(1-3)。各種疫学情報などからわが国における原発不明がんの年間罹患数は約 7,500 人と

推定され(4)、その患者数のうち約 80％は、特定の原発巣のがんの特徴を有しておらず、特

異的な治療の適応とならないアンメットニーズの高い「予後不良群」であるとされます。原

発不明がんは診断時に既に進行・転移している病態であり、化学療法が選択肢となります

が、その希少性や診断が困難なことから治療開発は十分に進んでおらず、標準治療が存在し

ません。このため生存期間中央値は 6-12 カ月程度とされ予後不良な疾患群です。 

 

オプジーボ®はヒト PD-L1 に対するヒト型モノクローナル抗体であり、PD-1 と PD-L1 リガン

ド(PD-L1 および PD-L2)との結合を阻害します。これにより T 細胞の増殖および活性化を増

強することで抗腫瘍効果を示し、悪性黒色腫や非小細胞肺がんなど複数の癌腫で標準治療と

して使用されています。原発不明がんの腫瘍組織を用いた研究から原発不明がんには免疫チ

ェックポイント阻害薬が既に標準治療となっているがん腫と同程度に免疫関連遺伝子を高

発現する集団が存在することが確認されていることなどから、原発不明がんに対するオプ

ジーボ®の有効性が期待されます(5）。 

 

米国臨床腫瘍学会(2020 年 5 月 29 日-31 日、virtual 開催)において、原発不明がんに対

するオプジーボ®の効果を検討する国内第 II 相試験（NivoCUP）の結果が発表されました

(6)。2020 年 4 月時点の解析（データカットオフ日：2020 年 2 月 9 日）において、主要評

価の解析対象集団となる化学療法既治療の患者集団 45 名中 10 名(22.2%)にオプジーボ®の

奏効が認められました。抗がん剤治療歴のない原発不明がんにおいても、11 名中 2 名

(18.2%)でオプジーボ®の抗腫瘍効果が示されました。奏効例の一部ではオプジーボ®の有

効性の特徴である腫瘍縮小効果の持続が認められ、化学療法既治療集団における奏効期間

中央値は 12.4 カ月と報告されています。また、生存期間中央値は化学療法既治療集団で

15.9 カ月、未治療集団は未到達と既報の抗がん剤治療と比較して良好な結果でした。オ

プジーボ®の原発不明がんに対する安全性プロファイルは、非小細胞肺がんなどにおいて

確認されている安全性プロファイルと大きく異なるものではありませんでした。 

 

以上の結果は原発不明がんに対するオプジーボ®の臨床的有用性を強く示唆するもので

す。推奨される治療選択肢がない原発不明がんの患者さんに一日も早く有効な治療を提供

する必要があり、オプジーボ®の早期承認を要望いたします。 
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