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報道関係者各位 

2026 年 10 月 2 日 

独立行政法人国立病院機構 東京医療センター 

スタルガルト病治療薬候補の国内承認申請と 

東京医療センターの治療導入への取り組み 

治療薬候補国内承認申請 

独立行政法人国立病院機構東京医療センターは、スタルガルト病の治療薬候補 Tinlarebant（開発コ

ード：LBS-008）について、日本人患者を対象とした DRAGON II 試験の第 1b 相部分を実施・完了

しました。この試験は国内単施設で実施され、藤波芳（視覚研究部 視覚生理学研究室 室長）が治験責

任医師を務めました。 

ビライトバイオ株式会社は 2026 年 9 月 7 日、海外の第 III 相 DRAGON 試験および国内の

DRAGON II 試験の第 1b 相部分の成績に基づき、本剤の国内製造販売承認申請を行ったと公表し

ました。 

治験にご参加いただいた患者・家族の皆様に心より感謝申し上げます。あわせて、治療導入に向けた、

当院の研究および患者支援の取り組みをお知らせします。 

なお、承認申請は、承認の取得や通常診療での処方開始を意味するものではありません。 

スタルガルト病について 

スタルガルト病は、遺伝性網膜ジストロフィ（IRD）のひとつです。ものを細かく見分けるために重要な

網膜の中心部「黄斑」などが障害されます。読書や人の顔の識別、学校での学習などに影響することが

あります。代表的な病型であるスタルガルト病 1 型（STGD1）は、ABCA4 遺伝子の病的な変化に起

因します。小児期や若年期に発症することが多い一方、成人後に症状が現れる場合もあり、見え方や

進行の速さには個人差があります。現在までに承認された治療がありません。 

難病情報センター：黄斑ジストロフィー(指定難病 301)  

https://www.nanbyou.or.jp/entry/4798 

国際共同研究を治療開発につなぐ 

視覚生理学研究室は、20 年以上にわたり遺伝性網膜ジストロフィの視機能評価、遺伝学的診断、自然

歴研究を積み重ねてきました。特にスタルガルト病の治療導入を目的とした、国際共同研究に長年取

り組んできました。 

英国ユニバーシティ・カレッジ・ロンドン（UCL）とムーアフィールズ眼科病院との共同研究では、2013

年には電気生理検査による視機能の長期経過と、眼底自発蛍光画像による網膜萎縮の進行を評価し

た研究を報告しました。［4、5］2015 年には、小児発症例の臨床像と遺伝学的特徴を報告し、この成

果が現在の治療選択の指針となっています。［3］ 

2019 年には国際共同の自然歴研究 ProgStar 研究の遺伝学的解析を、2024 年には病態・自然歴

と薬物・細胞・遺伝子治療などの開発動向を整理した総説を、それぞれ発表しました。［1、2］これらの

研究は、患者ごとの病態や臨床試験の対象・評価についての基盤となりました。これらの研究成果の

蓄積が日本人患者へ治療薬候補を届ける際に大きな鍵となっています。 
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患者会との対話と連携 

視覚生理学研究室では、長年にわたり医療情報の提供や患者・家族同士の交流を通じて患者会の支援

を行ってきました。日本網膜色素変性症協会（JRPS）や Stargardt connected と連携のもと、患

者・家族・関係者の声を聴き、遺伝性網膜ジストロフィ(IRD)についての正しい医療情報の提供に努め

てきました。 

公益社団法人日本網膜色素変性症協会 ウェブサイト: https://jrps.org/ 

Stargardt’s connected ウェブサイト https://stargardtsconnected.org.uk/ 

さらに、2026 年 2 月に日本科学未来館で行われた IRD 患者・家族の交流を契機に設立された

IRD 患者家族会「みらい」の立ち上げを専門的見地からサポートしてきました。同会とはスタルガルト

病を含む IRD のピアサポートや医学研究への患者・市民参画のあり方について意見交換を続けてい

ます。 

IRD 患者家族会「みらい」ウェブサイト http://mirai-ird.org/ 

これらのやり取りからは、治療開発の情報に加え、学習や就労などの生活環境、家族同士のつながり

に関する情報も求められていることがうかがえます。患者会の自主的な活動を尊重しながら、患者・家

族が必要な情報や支援にたどり着けるよう協力してまいります。医学的な情報を伝えるだけでなく、

生活の中での困りごとや治療への希望を伺い、今後の研究や治験における説明・支援に生かすことを

目指します。 

患者・家族へのご案内 

本発表は、当院の臨床研究と患者支援に関する情報提供です。薬剤の国内承認の可否、対象となる患

者の範囲、通常診療での使用開始時期は、今後の審査等によります。承認申請をもって、当院での処

方や治験への参加が可能になるものではありません。 

今後の研究・治験に関する情報は、企業ウェブサイトおよび各試験の公開登録情報でご確認ください。

治験には試験ごとに参加条件があり、参加の可否は医師が個別に確認します。 

研究・治験に関するご案内 東京医療センター 臨床研究・治験推進室 

https://tokyo-mc.hosp.go.jp/about/effort/chikentop.html 

お問い合わせ先 

患者・家族および研究内容に関するお問い合わせ 

国立病院機構東京医療センター 視覚研究部 視覚生理学研究室 

担当 藤波 芳  E-mail fujinamik.com@gmail.com 

TEL 03-3411-0111（代表） 

報道関係者からのお問い合わせ 

国立病院機構東京医療センター 総務課 庶務係長 

〒152-8902 東京都目黒区東が丘 2-5-1  TEL 03-3411-0111（代表） 

  

http://mirai-ird.org/
https://tokyo-mc.hosp.go.jp/about/effort/chikentop.html
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主な関連研究と参考情報 

 

国内承認申請に関する公表情報 ビライトバイオ株式会社 2026 年 9 月 7 日 
「スタルガルト病」治療薬候補 Tinlarebant の日本国内製造販売の承認申請のお知らせ 

 

第 1b 相試験成績 
Fujinami K, Scholl HP, Mata NL. Pharmacokinetic and Pharmacodynamic 
Properties of an Oral Investigational Treatment for Stargardt Disease in 
Adolescent Japanese Patients. 
Invest Ophthalmol Vis Sci. 2025;66:1431. 

 

［1］藤波芳らによる病態と治療開発の総説 
Br J Ophthalmol. 2024;108(4):495–505. DOI: 10.1136/bjo-2022-323071 

 

［2］藤波芳らによる ProgStar 研究の遺伝学的解析 
Br J Ophthalmol. 2019;103(3):390–397. DOI: 10.1136/bjophthalmol-2018-
312064 

 

［4］藤波芳らによる視機能と電気生理の長期経過研究 
Am J Ophthalmol. 2013;155(6):1075–1088.e13. DOI: 
10.1016/j.ajo.2013.01.018 

 

［5］藤波芳らによる眼底自発蛍光と網膜萎縮の進行に関する研究 
Invest Ophthalmol Vis Sci. 2013;54(13):8181–8190. DOI: 10.1167/iovs.13-
12104 

 

藤波芳の主な関連論文 10 報と各論文の概要は、別紙をご参照ください。文献番号は本文・別紙で共
通です。 

https://prtimes.jp/main/html/rd/p/000000008.000187061.html
https://iovs.arvojournals.org/article.aspx?articleid=2804680
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別紙 スタルガルト病に関する主な研究論文 

スタルガルト病の病態・自然歴、遺伝学的診断、国際共同研究および治療開発に関連する 10 報を掲載します。 

［1］疾患の理解と治療開発をまとめた総説 
Fujinami K, et al. 

Stargardt macular dystrophy and therapeutic approaches. 

Br J Ophthalmol. 2024;108(4):495–505. PubMed 37940365 
［2］国際共同研究と ABCA4 遺伝子解析 
Fujinami K, et al.; ProgStar Study Group. 

Detailed genetic characteristics of an international large cohort of patients with 

Stargardt disease: ProgStar study report 8. 

Br J Ophthalmol. 2019;103(3):390–397. PubMed 29925512 
［3］小児発症スタルガルト病の臨床像と遺伝学的特徴 
Fujinami K, et al. 

Clinical and molecular characteristics of childhood-onset Stargardt disease. 

Ophthalmology. 2015;122(2):326–334. PubMed 25312043 
［4］長期自然歴と電気生理学的評価 
Fujinami K, et al. 

A longitudinal study of Stargardt disease: clinical and electrophysiologic assessment, 

progression, and genotype correlations. 

Am J Ophthalmol. 2013;155(6):1075–1088.e13. PubMed 23499370 
［5］眼底自発蛍光による長期自然歴における網膜萎縮の定量評価 
Fujinami K, et al. 

A longitudinal study of Stargardt disease: quantitative assessment of fundus 

autofluorescence, progression, and genotype correlations. 

Invest Ophthalmol Vis Sci. 2013;54(13):8181–8190. PubMed 24265018 
［6］次世代シークエンスによる ABCA4 遺伝子診断 
Fujinami K, et al. 

ABCA4 gene screening by next-generation sequencing in a British cohort. 

Invest Ophthalmol Vis Sci. 2013;54(10):6662–6674. PubMed 23982839 
［7］中心窩が保たれる病型の解析 
Fujinami K, et al. 

Clinical and molecular analysis of Stargardt disease with preserved foveal structure 

and function. 

Am J Ophthalmol. 2013;156(3):487–501.e1. PubMed 23953153 
［8］疾患全体を概説した総説 
Tanna P, Strauss RW, Fujinami K, Michaelides M. 

Stargardt disease: clinical features, molecular genetics, animal models and 

therapeutic options. 

Br J Ophthalmol. 2017;101(1):25–30. PubMed 27491360 
［9］AI による画像からの原因遺伝子予測 
Fujinami-Yokokawa Y,…, Fujinami K. 

Prediction of causative genes in inherited retinal disorder from fundus photography 

and autofluorescence imaging using deep learning techniques. 

Br J Ophthalmol. 2021;105(9):1272–1279. PubMed 33879469 
［10］電気生理による鑑別に関する国際共同研究 
Heath Jeffery RC,…, Fujinami K et al. 

ABCA4 Versus PRPH2-Associated Retinopathy: Clinical and Electrophysiological 

Findings. 

Invest Ophthalmol Vis Sci. 2026;67(4):29. PubMed 41979252 

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/37940365/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/29925512/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/25312043/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/23499370/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/24265018/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/23982839/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/23953153/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/27491360/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/33879469/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/41979252/

