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SMA患者さん（未治療）で歩くことが
難しくなった人の年齢と割合（海外データ＊）

約半数が
歩くことが
困難になる
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SMA患者さん（未治療）で立つことが
難しくなった人の年齢と割合（海外データ＊）

約半数が
立つことが
困難になる
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Ⅱ b 型：生後 6 ヵ月以降 18 ヵ月までに発症。
 座った姿勢を保てる、立位保持、歩行は介助すればできる。
Ⅲ a 型：生後 18 ヵ月以降 3 歳までに発症。歩行はできる。
Ⅲ b 型：3 歳以降に発症。歩行はできる。
対象・方法：遺伝学的にⅠ～Ⅳ型 SMA と診断された患者さん 200 名が、座位保持機能、
立位保持機能、歩行機能、自発呼吸機能などを失った年齢を調査した。
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SMA は進行性の病気
SMA は、運動するときに使う筋肉をコントロールする神経が少し
ずつ減っていき、筋力が弱くなっていったり、運動機能が失われて
いったりする進行性の病気です。
その原因は、SMN1 という遺伝子が変化していることによって、神
経を維持するのに必要な SMN タンパク質を十分に作ることができ
ないために起こります。

SMA のタイプ
SMA は、症状が出始める年齢と、できるようになった運動機能に
よって大きく４タイプに分類されます。

タイプ 症状が出始める年齢
到達できる

最も高い運動機能

Ⅰ型 生後 0～ 6カ月 お座りできない

Ⅱ型 生後 7～ 18カ月 座った姿勢を保てる
（立つことができない）

Ⅲ型 生後 18カ月以降
支えなしで歩ける

（徐々に、歩けなくなっていく
こともある）

Ⅳ型 青年期後期／成人期 運動発達は正常範囲
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SMA の症状の例（出典：バイオジェン社内資料）
SMA の症状は、タイプや年齢によって人それぞれです。筋力の低
下が学校生活や社会生活に影響が出ることがあります。

＜Ⅱ型 大学生の例＞
・疲労感のために、講義や食事の途中で車いすの上で横になってしまう
・講義の最後までしっかりと文字を書くことが難しくなる

＜Ⅲ型 社会人の例＞
・疲労感のために、フルタイムの仕事が難しくなる
・自分で髪をとかしたり、歯を磨いたりするのが難しくなる

スピンラザの作用
スピンラザは、米国で開発された世界初の SMA 治療薬です。SMA
患者さんで不足している SMN タンパク質を増やすことによって、
運動神経の働きを保ち、筋肉や運動機能を保つことを助けます。
スピンラザは、背中から腰椎の間に注射し髄腔内に投与することで、
直接 SMA の病変に届きます。

スピンラザの投与スケジュール
スピンラザの治療は、
負荷投与期間のあと、
乳児型以外の患者さん
では 6 カ月毎に、乳児
型患者さんでは 4 カ月
毎に投与します。

スピンラザの安全性
スピンラザの臨床試験などで報告されている安全性情報は、次の通
りです。
・乳児型（主にⅠ型）の SMA 患者さんを対象に行われたスピンラザの臨床試験では、安全性

評価対象例 80 例中 9 例（11.3％）に副作用が認められました。主な副作用は発熱（2.8%）
であり、その他頻脈、貧血母斑、蜂巣炎、処置後腫脹、眼振、血管炎、体温低下、体温上昇（各
1.4%）でした。

・乳児型以外（主にⅡ型又はⅢ型）の SMA 患者さんを対象に行われたスピンラザの臨床試験
では、　安全性評価対象例 84 例中 24 例（28.6％）に副作用が認められました。主な副作用
は頭痛 8 例　（9.5％）、背部痛 7 例（8.3％）、発熱 6 例（7.1％）、嘔吐 2 例、腰椎穿刺後症
候群 2 例（各 2.4％）でした。

・ 重大な副作用として、水頭症があらわれることがあるので、観察を十分に行います（頻度不明）。
・スピンラザはアンチセンスオリゴヌクレオチド製剤ですが、海外で、他のアンチセンスオリ

ゴヌクレオチド製剤で血液凝固異常、血小板減少や腎障害が報告されています。
・注射（腰椎穿刺）関連の症状

注射（腰椎穿刺）に関連して、以下の症状があらわれることがあります。スピンラザの投与後、
24 時間はこれらの症状が起きないかどうか、注意して観察を行います。退院後に、これらの
症状があらわれた場合には、医療機関にご相談ください。

脚のしびれ、うずき、血液の漏出または注射部位の痛み、排尿障害、頭痛、背部痛、
発熱、嘔吐、意識障害

1 脊髄性筋萎縮症（SMA) について2 スピンラザについて



https://www.pat.spinraza.jp/
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スピンラザについて解説してい
るサイトです。スピンラザが作
用する仕組みの説明動画も掲載
しています。

SMA やスピンラザについて、次の Web サイトや SNS、 
コールセンターでも詳しく紹介しています。

ぜひご覧になってみてください。

気になることや、不安・不満に思っていることは、
遠慮せずに主治医や理学療法士の先生に相談してみましょう。

スピンラザの治療は長期間続けていくものとなります。あなたのこ
れからの治療を続けやすくするために、どのようなサポートが必要
か、何があなたにとって負担となっているのか、一緒に考えてみま
せんか。まずはあなたが思っていることを主治医や理学療法士の先
生、保護者に相談してみましょう。

「こんなことを言っても仕方がない」「がまんするしかない」などと
思いこまずに、あなたの素直な気持ちを周りの人に伝えてみてくだ
さい。

スピンラザ治療に関する情報はこちら

SMA に関する情報はこちら

バイオジェン・ジャパン公式ソーシャルメディア

を使用される患者さんへ

患者さんのための情報サイト

SMA に関することなど、さまざまな情報を定期的に紹介しています。

　  あなたの気持ちや希望を書いてみましょう

・実は、スピンラザの注射が怖いです。
・点滴の針を取るのが痛いです。
・入院中にながく点滴を入れているのがわずらわしいです。
・スピンラザの注射の時の入院日数を短くできないですか？
・学校を休みたくないので、週末に治療はできませんか？
・リハビリの時間をもっと短くできないですか？
・なぜリハビリが必要なんですか？
・薬の治療とリハビリのどちらかだけではだめですか？
・いつまで治療を続けるのでしょうか？
・これから進学したり就職したりしても、ずっと
   この病院に通い続けるのでしょうか。   
      …など

【相談例】

https://www.togetherinsma.jp/

SMAについて、もっと詳しく知りたいときは？４ 3 治療の悩みや相談があるときは？
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くぼりえさんについて
大阪府在住のフリーイラストレーター・絵本作家です。
SMA Ⅱ型のため、24 時間全介護が必要で、夜間のみ人工
呼吸器を使用し、車椅子を使って生活しています。

（この冊子のストーリーと、くぼりえさんにご関係はありません。）


