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1．はじめに 

本ガイドラインでは、開発段階やこれまでに得られている医学薬学的・科学的見地に

基づき、以下の医薬品の最適な使用を推進する観点から、エボロクマブ（遺伝子組換え）

（以下、「本剤」）を使用する施設に求められる要件及び投与対象となる患者を示す。作

用機序、臨床成績、投与に際して留意すべき事項等については、最新の電子化された添

付文書を参照すること。 

※ 本効能又は効果に係る再審査における評価の結果、医薬品、医療機器等の品質、有

効性及び安全性の確保等に関する法律第 14 条第 2 項第 3 号イからハまでのいずれ

にも該当しないと判断された（令和 7年 6 月）。電子化された添付文書で作用機序、

臨床成績、投与に際して留意すべき事項等の内容が確認できることから、これらの

説明を省略したガイドラインに切り替えた（令和●年●月）。 

 

なお、本ガイドラインは、独立行政法人医薬品医療機器総合機構、一般社団法人日本

臨床内科医会、一般社団法人日本循環器学会、一般社団法人日本動脈硬化学会、一般社

団法人日本アフェレシス学会及び一般社団法人日本脳卒中学会の協力のもと作成した。 

 

 

 

 

  

対象となる医薬品：エボロクマブ（遺伝子組換え） 

効能又は効果：家族性高コレステロール血症、高コレステロール血症 

ただし、以下のいずれも満たす場合に限る。 

・心血管イベントの発現リスクが高い 

・HMG-CoA還元酵素阻害剤で効果不十分、又は HMG-CoA還元酵素

阻害剤による治療が適さない 

用法及び用量：① 家族性高コレステロール血症ヘテロ接合体及び高コレステロール

血症：通常、成人にはエボロクマブ（遺伝子組換え）として 140 mg

を 2週間に 1回又は 420 mg を 4週間に 1回皮下投与する。 

② 家族性高コレステロール血症ホモ接合体：通常、成人にはエボロ

クマブ（遺伝子組換え）として 420 mg を 4 週間に 1 回皮下投与す

る。効果不十分な場合には、420 mg を 2 週間に 1 回皮下投与でき

る。なお、LDLアフェレーシスの補助として本剤を使用する場合は、

開始用量として 420 mgを 2週間に 1回皮下投与することができる。 
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2．施設について 

 本剤が適応となる患者の選択及び本剤の投与を開始する判断は、適切に行われること

が求められる。また、本剤が適応となる患者の多くは、長期的な使用が必要となる可能

性が高いため、本剤使用の継続にあたっては、医療機関へのアクセスの利便性は確保さ

れる必要がある。 

 

１） 投与の開始にあたって 

① 施設について 

 本剤の使用にあたっての十分な知識を有し、動脈硬化性疾患の包括的リスク評価を

行うとともに、リスク因子としての脂質異常症、糖尿病、高血圧症、慢性腎臓病な

どの病態を十分に理解し、動脈硬化性疾患の発症予防・治療のための診療を担当し

ている、一定の能力（注 1）を有する医師が所属する施設であること。 

（注1） 医師免許取得後、満 6 年以上の臨床研修歴を有すること。また、6 年のうち 3 年以上は循環 

器診療又は動脈硬化学に関する臨床研修歴を有すること。 

 動脈硬化性疾患の包括的リスク評価の一つの基準として日本動脈硬化学会（JAS）

の「動脈硬化性疾患予防ガイドライン 2022 年版」2)（JASガイドライン 2022）の内

容を熟知し、動脈硬化性疾患のハイリスクを抽出し、適切な治療を行うことができ

る医師が所属する施設であること。 

 家族性高コレステロール血症（FH）への適応については、当該疾患の患者の診療経

験を十分に有する医師が所属する施設であること。 

 

② 院内の医薬品情報管理の体制について 

 製薬企業等からの有効性・安全性等の薬学的情報の管理を行うこと及び自施設で有

害事象が発生した場合に適切な対応と報告業務等を速やかに行うこと等の医薬品情

報管理、活用の体制が整っていること。 
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２） 投与の継続にあたって 

「１）投与の開始にあたって」に記載された要件を満たす施設であること、又は１）の

要件を満たす施設と連携をとることができ、以下の要件を満たす施設であること。 

 

① 施設について 

 高コレステロール血症患者の診療経験が十分にある医師が所属すること。 

 本剤の効果判定を定期的に行った上で、投与継続の是非についての判断を適切に行

うことができる医師が所属する施設であること。 

 

② 院内の医薬品情報管理の体制について 

 製薬企業等からの有効性・安全性等の薬学的情報の管理を行うこと及び自施設で有

害事象が発生した場合に適切な対応と報告業務等を速やかに行うこと等の医薬品

情報管理、活用の体制が整っていること。 

  



 

5 

 

3．投与対象となる患者 

【患者選択について】 

本剤は、心血管イベントの発現リスクが高く、（1）HMG-CoA還元酵素阻害剤（スタ

チン）の最大耐用量（注 2）を一定期間服用している又は（2）スタチンによる治療が適切

ではない、最新の疾患ガイドライン（参考：JASガイドライン）を踏まえた脂質管理目

標値に到達していない高コレステロール血症患者に対して使用することが重要である。 

本剤の最適な投与対象は、主として脂質管理目標値に達していない FH患者、冠動脈

疾患の既往のある患者が想定される。上記に該当しない心血管イベントの発現リスクが

高いと考えられる非家族性高コレステロール血症（non-FH）患者に対する使用にあたっ

ては、スタチンのアドヒアランスや動脈硬化性疾患に関する他のリスクファクターの管

理の状況を慎重に評価すること。 

（注 2）最大耐用量とは、増量による副作用発現のリスクや患者背景（年齢、腎機能障害等）などを考慮

し、医師がその患者にとってこれ以上増量することが不適切であると判断した用量を指す。 

 

本剤の投与の要否の判断にあたっては、以下の要件を確認する必要がある。 

1) 【non-FH患者】心血管イベントの発現リスクが高いこと。リスク評価にあたっては、

以下のリスク因子を１つ以上有することを目安とする。 

① 冠動脈疾患（安定狭心症に対する冠動脈形成術を含む）の既往歴 

② アテローム血栓性脳梗塞（明らかなアテロームを伴うその他の脳梗塞も含む）

の既往歴 

③ 糖尿病 

④ 慢性腎臓病 

⑤ 末梢動脈疾患 

⑥ 久山町研究スコア（※）にて高リスク分類（50～59歳：19以上、60～69歳：13

以上、70～79 歳：8 以上） 

※10年間の動脈硬化性心疾患の発症リスクを予測するスコア。久山町研究のス

コアは、JASガイドライン 2022 の図 3-2に基づいて計算すること。 

2) 【non-FH患者、FH患者】最大耐用量（注 2）のスタチンを一定期間（FH患者、上記の

①又は②に該当する患者の使用については、担当医師が臨床上十分な観察期間と判

断する期間。それ以外の患者の使用については、原則として 3 ヶ月以上）投与して

も、脂質管理目標値に到達していないこと。また、本剤投与前には、スタチンに加

えて、エゼチミブを併用することも考慮すること。 

3) 【non-FH 患者、FH 患者】スタチンによる治療が適さない患者については、以下の

いずれかに該当すること。なお、特定のスタチンの使用のみが困難な場合又は特定

のスタチンの禁忌にのみ該当する場合には、他のスタチンの投与可能性も十分に検

討すること。 
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① 副作用の既往等によりスタチンの使用が困難であること。 

② スタチンの使用が禁忌とされていること。 

4) 【non-FH 患者、FH 患者】高コレステロール血症治療の基本である食事療法、運動

療法、禁煙及び他の動脈硬化性疾患のリスクファクター（糖尿病、高血圧症）の軽

減を含めた内科的治療が十分に行われていること。 

 

※なお、最大耐用量のスタチンを服用しているにもかかわらず脂質管理が不良な高

コレステロール血症患者では、FHを疑うことが重要である 1)。FH患者の診療経

験を十分に有する医師と相談することも検討すること。 
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4．投与に際して留意すべき事項 

① 患者選択について 

 家族性高コレステロール血症ホモ接合体（HoFH）患者における本剤の有効性及び

安全性は、外国人及び日本人 HoFH 患者を対象とした臨床試験（20110233 試験他）

により示されている。ただし、一部の HoFH患者（例えば機能完全欠損型低比重リ

ポ蛋白（LDL）受容体）では、現段階では本剤の有効性は期待出来ない。投与中は

血中脂質値を定期的に検査し、本剤の LDLコレステロール（LDL-C）の低下作用が

認められない患者では、漫然と投与せずに中止すべきである。 

 本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者については本剤の投与が禁忌である

ため、投与しないこと。 

 重度の肝機能障害患者については使用経験がないことから慎重に投与すること。 

 動脈硬化性疾患発症のハイリスク患者の同定の詳細と対策は、関連学会の最新版の

ガイドラインを参照すること。 

 

② 投与方法について 

 スタチンの投与が適さない場合を除き、スタチンを併用すること。 

 LDL アフェレーシス療法施行中の患者においても、本剤の有効性は期待できる。

HoFH患者及び重症 FH患者を対象とした長期継続投与試験（20110271 試験）にお

いて、LDL アフェレーシス施行中の患者では、LDL アフェレーシス施行後に本剤

が投与されている。LDL アフェレーシスと併用する場合には、LDL アフェレーシ

ス施行後に本剤を投与すること。 

 添付文書に加え、製造販売業者が提供する資料等に基づき本剤の特性及び適正使

用のために必要な情報を十分に理解してから使用すること。 

 自己投与については、製造販売承認時に評価を行った臨床試験で安全性が確認さ

れている。自己投与は患者の利便性を向上すると考えられる。自己投与を実施する

にあたっては、実施の妥当性を慎重に検討し、患者に対して適切な教育、訓練及び

指導をすること。 

 本剤の投与により LDL-Cが大幅に低下する可能性がある。LDL-Cの極端な低値が

長期間持続することが、重篤な心機能低下を有する患者に対する使用等、臨床的に

どの様な影響を与えるかは明確ではないため、注意して観察すること。 
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