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日本ライソソ一ム病患者家族会協議会ぐJ一LSDADの再構築の意味C役割と責任D

一ライソソ一ム病の内い国が定めた31疾病数の指定難病の仲問たち一

ふくろうの会会長

　　　

原田久生

　

2014年５月23日超党派衆参両論坑で難病法一改正児童福祉法が成立した時ぐフアブリ一病という病名が消えD

ファブリ一病はライソソ一ム病の括りの中に入ったのですｏ国の指定難病は333疾病数でライソソ一ム病として

カウントされていますoFあなたはフアブリ一病Jと診断されますがい行政上の指定難病の一覧表にはライソソ一

ム病となっていますのでご注意下さいｏ患者Ｉ家族の方が自治体の窓口にファブリ一病と言っても解らないのですｏ

その為にフアブリ一病がライソソ一ム病の中に入ったことを理解しておく必要がありますｏ行政窓口の担当者は

１年で変わりいライソソ一ム病の中に含まれる31の疾病が指定難病だと知りませんｏこうしたことでのトラブル

をどのようにして回避するか今問われていますｏ

　

我女を取り巻く環境は依然厳しい状況ですｏ各疾病に治療薬が出来ていませんｏ人数の多い疾病には研究者も

集ま肌酵素補充療法等がありますが人数の少ない疾病はユ研究者不在い

ていますｏ疾患の克服の為には基礎研究は不可欠でユ今や一部の研究者のみとなっていますｏ期待することは新

たなAI技術を重ね不確実なことを確実なものに進めていくことでぃそのための環境作りが急がれますｏこのまま

では新たな創薬や根本的治療は期待出来ませんｏ患者人数が少ないという理山で研究や治験から外されていますｏ

それでは希少疾病を難病対策に据えた意味がなくなってしまいますｏ今一度コンパッショネ一卜Ｉユ一スぐ人逆

的配慮Ｍこ立ち返り見直す必要がありますｏ学会や研究班は患者中心主義のもと疾患を克服するためのものでありい

医師の身の保全用ではないのですｏ ＡＭＥＤぐ国立研究開発法人日本医療研究開発機構りについても希少疾病に特

化した研究機関になったほうが良いのかもしれませんｏ

　

一方い新しい医療C再生医療い遺伝子治療いゲノム医療等りに積極的な取り組みをじ感染症対策だけでなく

水害や地震等の災害時に払また在宅での酵素補充療法を可能とする治療法は日本の患者一家族にとってぃ今や

必須要件で喫緊の課題といえますｏそうした新たな医療提供体制づくりが急がれますｏ

　

コロナ禍にこうした課題に仲問たちと一緒に声を出して取り組んでいく時代が来たと思っていますoJ一LSDAの

活動が他の患者会の先駆けとなりい333疾病の課題解決のパイオニア的役割を果たさなくてはならないと思って

いますo

　

6ﾉ6ぐ日りに仲間が集まりいリモ一トによる定時総会が開催されましたｏ熱い意見交換となりましたｏ全体での

国等への要望書の取り纏めや共通の課題を整理して統一セミナ一を開催することを決めましたｏ

　

難病は誰にでも起きることいだから時代に即した制度や薬い治療方法をつくりい尊厳をもってぃ暮らせる共生

社会の実現を目指しますoO一LSDAの理念j
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顧問挨拶

新型コロナウイルス感染流行下でのファブリ病患者の

注意すべきポイント

ふくろうの会最高顧問

　　

衛藤義勝先生

　

わが国では新型コロナ感染症が昨年３月頃から流行してぃ感染者数は現在まで約80万人い死者１万3う00人い

現在６月末になっでも新型コロナウィルス感染症は終息せずぃ第４波は上昇傾向にあるｏワクチン接種率は６月

24日現在１回目は約2096い２回目92飴でまだまだであるｏ早急なワクチン接種の施行が望まれるｏ

　

そんな中オリンピックがフ月２３日に開会式を迎えい多くの外国からの選手い関係者い賓客が来られい国民は感

染の大爆発を心配しているｏウガンダの選手をはじめ６名もの感染者が見つか1九わが国の検疫体制の不備が指摘

されい又デルタ変異株など複数の変異株の持ち込みが指摘されているｏ

　

このような状況下ワクチン接種は感染予防の一番の切り札ですｏファブリ病患者さんは基礎疾患を持つことからい

ワクチンを優先的に受けられますのでぃ各自治体での新型コロナワクチン予約センタ一に連絡してくださいｏ自治

体によ1八電話いネット予約いファクス予約などがあ肌患者さん自身で予約をとることが難しい方は家族或いは

自治体での予約ボランティアさんにお願いすると良いですｏファブリ病患者さんは免疫力が低下しておられる方も

おりますのでぃ感染防御には十分に注意をされ不要不急の外出は出来るだけ避けい不織布のマスクを必ず着け外出

してくださいｏ人込みが酷い電車いス一パ一マ一ケットなどでは２枚重ねが良いですｏ

　

ワクチンでの注意点でよく質問を受けるのはい酵素治療との関係はどうしたら良いかと尋ねられますｏ基本的に

はファイザ一社やモデルナ社のワクチンはメッセンジヤ一ＲＮＡワクチンですのでぃ酵素治療とは理論的には関係

なくぃ酵素治療当日にワクチンを受けても効果が落ちることはないと思いますｏ気になる人は１日以上空けてワク

チン接種をしてくださいｏ発熱等の副作用が気になる方は解熱剤を処方してもらってくださいぐ但し保険扱いにな

りますjo 38度以上の発熱時に服用してくださいｏ

　

ワクチンをしたからといってぃコロナウィルスに罹患しない保証はありませんｏワクチン後もマスクい手洗いな

どの感染防御には十分に注意してくださいｏ抗体価の上昇の悪い方は60歳以上の高年齢い男性の方ですｏ又ファ

ブリ病患者さんでは細胞機能が悪い可能性もあk八証拠はありませんが抗体産生が悪い可能性はありますｏワクチ

ンをされてもい十分に感染防御に努めてくださいｏ又抗体がどのくらい持つか人により異なりますｏ早く免疫が落

ちる方い抗体の出来にくい方などおられますｏワクチン効果は長期問持たずぃインフルエンザワクチンのように毎

年しなければならないでしょうｏ

　

ファブリ病の患者さんは今後も充分に注意されていひの健康にも注意されい明るくお過ごしくださいｏ
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一一特定疾患９小児慢性７選び方で毎月の支払い額が変わります一一

　

ファブリ一病患者はい18歳の誕生日の前日までr特定疾患医療費助成制度J

とF小児慢性特定疾病医療費助成制度jのどちらか一方を選ぶことができい後

者は20歳の誕生日の前日まで延長可能ですｏまたい地域毎に定める子ども医療費助

成制度の併用によりい医療費の支払い額が今よりも軽減される場合がありますoF特定疾

患医療費助成制度jとF小児慢性特定疾病医療費助成制度Jの２つの制度間に優先順位が無いこと

はいこの度い厚生労働省難病対策課に確認致しましたｏ子どもだからという理由で小児慢性特定疾

病医療券を申請している方はいご一考いただくことをお勧め致しますｏ

く医療費上限額計算例ン

　　　　　　　　　　

同一医療世帯

　　　　　　　　　　

世田谷区在住

ぐノ唯一ンか母丿溥脈かつ長銀

　

祠巫9卵iを選んだ場合

扶養者

　　　　　　　　　　　

被扶養者

　　　　　　　　　　

母

　　　　　　

子C14歳り

　

父

　　　　　　　

ファブリ一病患者
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中部Ｉ北陸ブロック世話人挨拶 今年の先天代謝異常学会はどﾗlなぶの７

藤田医科大学医学部小児科

　　　　

伊藤哲哉先生

　

皆様いコロナウイルス感染拡大のためい日常生活もままならない大変な日ぐをお過ごしのことと存じますｏ基礎

疾患をお持ちの方女へのワクチン接種が少しずつ始まってお肌一刻も早く安心した日常生活が過ごせるよう願っ

ておりますｏ

　

このような状況ですのでぃ昨年の日本先天代謝異常学会も中止となってしまいましたｏ私は第63回日本先天代

謝異常学会の会長を仰せつかっており八もともと本年１１月に名古屋で学会を開催させていただくことになってお

りましたｏ感染拡大の影響を受けどのように開催するかを検討しておりましたがいなんとか予定通り１１月４日へ一

６日にい昨年中止となった第62回学術集会として本学会を開催させていただくこととなりましたo2年ぶりの学

会開催となりますｶﾍ感染拡大の状況は予断の許さない状況でもあ吹開催形式もＷｅｂでの配信を併用したハイ

ブリッド開催なども念頭に置き現在準備中ですｏしかしながら例年のような開催形式は難しくぃ学会懇親会や毎年

恒例となっておりました患者会の皆様方のブ一ス設置も今年は難しいと思っておりますｏせっかく皆様とお目にか

かってお話しできる機会なのですがいこのような状況ですのでご理解賜ればと存じますｏ次回の学会以降いコロナ

禍が落ち着いた状況でまたゆっくりとお目にかかれることを楽しみにしておりますｏ

　

愛知県ではい熊本い福岡地区に続いて2017年からボンベ病一重症複合免疫不全症の追加新生児マススクリ一

二ングを開始いたしましたｏ重症複合免疫不全症のスクリ一二ングは全国初の試みであ吹2019年からはファブ

リ一病いムコ多糖症１型い２型も対象に加えておりますｏこの結果いすでにファブリ一病いボンベ病いムコ多糖症

２型い重症複合免疫不全症の患者さんを発見し治療につなげておりますｏ早期発見入早期治療の観点からもいこれ

らの検査が地域を問わず広く普及していくことを願っておりますｏ

中部Ｉ北陸地区代表挨拶 ファブリ一病ｶﾍﾞ発見され方日

　　　

副会長理事

倉知佳徳さん

　

私か仕事で福井にいた時い背部の吹き出物を数回切除しましたがなかなか治らず酷くなるばかりで大学病院の皮

膚科を紹介され受診しましたｏその時医師からファブリ一病ではないだろうかと言われい今迄に聞いたことのない

病名いファブリ一病ってなんだろうと思いましたｏ

　

よく分からないまま背部の皮膚の手術の為即入院丿台療に２ヶ月かかりましたｏ入院中に血液検査などをしてファ

ブリ一病が確定したのは５０日ほど経った頃ですｏ医師の話はい今の医学では治療薬が無いので４０ｲ尤迄もつか一一一

どうかでしたｏ唖然いでしたｏ

　

前会長も道半ば心房細動で５４歳という若さで逝去されましたｏ

　

しかしハ小学低学年からの痛さ苦しみ悲しみから解放された思いい本当に良かったとも感じましたｏ何処の病院

でも解らず一生このままかと諦めていましたがいその後の医学の発展のお陰で酵素補充療法いシャペロン治療ぐ経

口薬八選択肢は色や増えてきて未来には完治する時が来ると信じておりますｏ

　

慈恵医大の衛藤先生をはじめとする先生方いこれからもふくろうの会い原田会長をはじめとする私達患者家族共女

宜しくお願いしますｏ

　

何より早期発見早期治療ですからｏ
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蓉基調講演囃

　　　　

rライソソ一ム病診療と今後の展望丿

　　　　　　　　　　　　　　　　　

衛藤義勝先生

　　

財団法人脳冲経疾患研究所附屈先端医療研究センタ一長

　

本日はいFファブリ一病の治療の将来Jということで

すがい炭瀬教授が2021年３月いっぱいで小児科教授

としては定年ということですｏまだまだい総合医科学

研究所でご活躍いただけると思いますｏ

　

寂瀬先生はユ本来てんかんで幽

てユ大変有名な先生でぃフアブリ一病の新生児スクリ一

二ングでもご活躍いただいている先生ですｏ

　

今日はそういう記念すべきウェビナ一2021年とい

う講演会ですのでぃ寂瀬先生のお話もちょっと入れさ

せていただいてエ新生児スクリ一二ングの重要性につ

いて少しだけお話しさせていただきますｏ

　

さてぃフアブリ一病を含めたライソソ一ム病という

ライソソ一ム病の病因別分類

ＥＥ芭二

ノ

のはユライソソ一ムの中にある酵素の欠損症ですｏただい

ライソソ一ム病はい細胞全体と考えていただきいその

ほかライソソ一ムの膜の異常症やい膜にいろいろなた

んぱく質がありますｏそこが欠損すると二一マン画ピッ

クＣ病など幾つかの病気になりますｏまたい低分子の

転送に関係するたんぱく質が欠損することによって起

こってくる病気ですｏ

　

ライソソ一ム酵素というのはいいろいろ修飾されて

マイクロソ一ムの構造たんぱくができるわけですがい

その過程の中で障害が起こる患者さんもいますｏまたい

ライソソ一ムの酵素を活性化する欠損症もありい発症

機序として幾つかありますoC図Ｄ

　

酵素が欠損するとい細胞の中にユムコ多糖が蓄積す

るムコ多糖症ｏ顔貌の異常や骨の異常やい肝臓い牌臓

が大きくなったりしますｏ脂肪がたまってくるゴ一シェ

病の患者さんいあるいはファブリ一病の患者さんいお

のおの酵素欠損によってさまざまな症状が出てくるわ

う巫回

けですＯ

　

その巾でぃ特にライソ

ソ一ム病の多くは80呪以

上神経障害が来ますｏ例

えばい異性脳白質変性症い

グラッベ病などい非常に

強い神経症状が起きますＯ

　

ムコ多糖症も知能障害ユ

神経症状が来るわけです

力卜このようなライソソ一

ム病を早く診断して患者

さんの発症を予防しよう

という試み力孔今から50

年前いジョンズＩホプキ

ンス大学の小児科の主任

教授をしていたケイバッ

ク先生が始められまし

たＯ

　

この方はテイサックス

病というぃやはり同じラ

イソソ一ム病でぃ

　

１歳ぐ

らいでもう寝たきりに

なってしまうｏ脳室も拡

大する病気ですｏ眼底で

はサクランボの実のよう

なものができるのが特徴

ですｏバルチモアいワシ

ントン地区のユダヤ人を

中心にエ130万人のテイ

サックス病の保因者をス

クリ一二ングしましたＯ

そうしたら何と５万人も

ダノン病
CLamp必

２

1971年Ｋａｂａｃｋ教授はＴａy一Ｓａｃｋｓ病の保因者のハイリスクスクリ一二ン

をＢａｌtｉｍｏrｅ及びＷａｓhingtｏｎＤＯＣ地区のユダヤ人で施行したｏ

覧 Profo MO Kabacko
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見つかってユキャリアの頻度が27人に１人ですｏぐ図2り

　

このテイサックス病はキャリア同士がぶつかると４

分の１で発症しますｏ生まれると症状が急激に進むの

でぃ大変な病気なわけですｏ

　

テイサックス病のハイリスクスクリ一二ングで3泗00

人を診断してぃそのうち600人がテイサックス病を発

症しましたｏ今いこのようなハイリスクスクリ一二ン

グをすることによってぃユダヤ人同士のテイサックス

病の発症予防ができることにつながりましたｏぐ図3j

　

ハイリスクスクリ一二ングいあるいは新生児スクリ一

二ングが始まってきたわけですｏそしてぃ20年前にい

ブラジルのチャモス先生ｶ孔ろ紙血を用いてライソソ一

ム病を診断しようと開発しましたｏその後いシアトル

のワシントン大学ゲルブ先生力孔大量にタンデムマス

で診断できる方法を開発しましたｏ

　

その後い台湾でぃボンベ病やファブリ一病をい最初

はろ紙血でやってぃその後ユタンデムマススクリ一ニ

ングしていますｏ

　

その後いp村先生ぐ熊本大学武遠藤先生ぐ熊本大学り

も10年前にファブリ一病の新生児スクリ一二ングを始

めてエ邦土先生らぐ福岡大学入廣瀬先生ぐ福岡大学り

がい日本で初めての新生児ス

クリ一二ングでぃ

　

どのぐらい

の頻度か調べいファブリ一病

は乙000人に１人ぐらいいる

というデ一タを発表されまし

たｏ

　

乾燥ろ紙血で血液を３ミリ

ディスクにパンチアウトしてぃ

タンデムマスで酵素を測るｏ

陽性の人はさらに遺伝子検査

して診断する流れでぃ新生児

スクリ一二ングがあちらこち

らでやられてきているわけで

すｏ

ライソソ一ム病だけではなく

てぃ今やいできるだけ早く見

つけて診断しなければいけな

いボンベ病やい副腎白質脳変

性症とかい免疫不全症いそれ

から最近注目されているＳＭ

Ａとか一CyStiC nroSiSですねｉ

ライソソ一ム病も次の優先順

位としてぃいろいろな地域にい

今やい新生児スクリ一二ングユ

早期診断治療をするように

なってきたわけですoC図4j

　

シアトル

　

ワシントン大学

のゲルプ先生はDBSでの診断

法を開発しましたｏ

　

早期診断してぃ早期治療し

ようということなんですｏ

　

最近いＭＬＤの遺伝子治療がヨ一ロッパで昨年の12

月に承認されましたがいこの病気はユご承知のように

１歳半ぐらいからい転びやすくなり歩けなくなってぃ

飲み込みが悪くなってぃ寝たきりになってしまいますｏ

多くの患者さんは５歳ぐらいまでに亡くなりますｏ

　

今から10年前にいイタリアのこの患者さんいジョ八

二一二Ｉプライスさんがい乳児割の初割に遺伝子治療

を受けましたｏイタリアのナルディ一二教授のところ

で遺伝子治療をやりい今や５歳ですがい元気で保育園

に行ってぃ歩くこともできるレ特に問題ないですｏ

　

遺伝子治療を受けて５年目ですｏこの子は既に10年

たっていますユほとんど問題なくぃ普通の子と同じよ

引こ生活していますｏ

　

今後どうなるかユどのぐらい続くかわからないです

力気早く見つけて遺伝子治療で成功したのでぃ新生児

スクリ一二ングをやることがいかに大事ということがい

わかりますｏ

　

治療法ができた病気については非常に素晴らしいと

いうことでぃいろいろな病気で早期診凶八早期治療が

大事だということですｏ

　

日本の例ですo

　

5歳の女の子ですｏお姉さんが今寝
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合併症の予防o QOLの改善o生命予後の改善が期待できる0

20乳児型ボンベ病o SMAではolか月以内の早期診断oi台療により

　　

生命予後が期待できるｏ未治療では2歳以内に90駕以上死亡
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たきりの状態ですｏ妹さんが生まれて10か月のとき

に臍帯血移植をやりましたｏスライドは別の人です力卜

このような状況になっていますｏぐ図5j

　

忖髄移柚を１歳ちょっとで受けてぃその後いMRIも

非常にいい状況でエ歩くこともできますｏ現在７歳ぐ

らいだと思います力孔元気でありますoC図剛

　

イタリアで異染性脳白質変性症ぐMLDjの遺伝子治

療を受けた患者さんですoC図7j

　

ナルディ一二先生はいI且界の遺伝子治療のトップラ

ンナ一ですｏこの下にいたビフィ一教授C小児科医jZ八

ＭＬＤの患者さんに遺伝子治療を30例以回

末に水認されたのでエ世界的には多くの患者さんが治

異染性白質変性症CMLD3症例5歳女児C妹丿

　　　

二陣損曇一一一

　　　　

一

　

一

　

一一

　

一一

　　　　　　

38W4dl 2495g一ＣﾉＳにて出生o周哩閲歴に賢帛なし　　　　　　　　ｉ

　　　　　　

ぷnjl4かJｔ iP位ニ7か月o禰政りニ7か月　　　　　　　　　　　１

　　　

ｉ

　　

つかまり立ち丿oかrＬつたい歩きニ1歳3か月

　　　　　　　　　　

i

　　　　　　

1歳6か月jSr診て独歩てきず療ａセンタ一を紹介ol屈で哨i7iには至ら一ｒ

　　

i

　　　　　　

2歳3か月ｌ歩行かで声Iないことを主誦に近医総合病院受に

　　　　　　

j

　　　　　　　　　　　

MRI圈憬されるもＷ常の指摘なくiy過観察となった

　　　　　

ｉ

　　　　　　　　　　　

ｆの優退石か進んた

　　　　　　　　　　　　　　　

一

　　　　　　

2歳6か月Ｓ地i或の小児病院芦曜料を受丿気ほぽ河たさり

　　　　　　　

ｌ

　　　

Ｉ

　　　　　　

ＭＲＩにて白笛病変旨摘

　　　　　　　　　　　　　　　

i

　　　　　　

2歳8か月Ｓ酵素倹ａにてＭＬＤと診断alれた

　　　　　　　　　　　　

ｊ

　　　

ｉ

　　

３歳Oか月うll乙金に禰た声iｙ定頚なしo又池なし

　　　　　　　　　

ｉ

不順麗一一
38Wtdo 262591 Cy5IJて出生o倒哩間歴IJW京なし

jl踊14か月ご１返り14か月o宝位17か月

つかＪり立石ニ9か月oつたいflきニＨか月

10かｎｌＭのＭＬＤの診断を受け岫ｎしＭＬＤてあるにとがill明

　　　　

釆it喧ＭＬＤとして咄1符血liljを計画した

図５

造血幹細胞移植後の経過C姉妹での比較3
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療を受けていますｏ

　

治療を受けないとJi14白質化かい変性してしまいますｏ

しかし遺伝子治療をして20か月い酵素活性が非常に

高く維持されていますｏ

　

従って遺伝子治療は非常にいい成果が出ていてぃMRI

のスコアもい治療しないと悪くなりますがい維持され

ておりいIQも紺持されていてユ悪くならないｏ粗人

運動も非常にいいｏ運動発達も悪くないということで

すｏよってユ固りj診断いl丿期治療が重要であることが

わかりますｏもう一つ今注目されているのはSMAとい

う神経筋萎縮症でぃ目本でも現在50例位の患者さんが

ＡＡＶ９ベクタ一いこれを注射するだけですがい早く見つ

けないと寝たきりになりますｏ

　

生後１か月以前に治療しますと歩けるようになりま

すｏこれもいＡＡＶ９という遺伝子ベクタ一をノ1州拾徊爪

治療のため注射するとい非常にいい成果が出ますｏ

　

ボンベ病やSMAI AdrｅｎｏｌｅｕkodystrophyぐＡＬＤハそ

のほかライソソ一ム病がいいろいろな米川の州でも新

生児スクリ一二ングされていますoC図8j

　

廣瀬伸一先生C福岡大学医学部小児科バ乱フアブリ一

病で拝上先生C福岡大学医学部小児科りと一緒に我国

で新生児スクリ一二ングをされましたoC図9j
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ではピカ一に光る先生でぃ国際的にも非常に活躍され

てぃてんかんの研究成果では国際的な成果を上げてお

られますo
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れましたし国際小児科学会の常任理事でしたｏこれ

からもますます活躍していただきたいと思いますｏ

　

ファブリ一病の新生児スクリ一二ングから見えてく

る将来いどんなことをやらなくてはいけないのかｏ

病I刄病態についてもまだまだわからないところがた

くさんありますｏタンデムマスの診断法がどんどん広

がっていますｏさらに遺伝子パネルなどで診断してい

かなければいけないですｏ

　

最も進歩しているのは治療でぃこれからどんどん新

しい治療が出てきますｏ患者会の原田さんや星野さん

のご努力で酵素補充療法が在宅医療として認められま

したｏライソソ一ム病の拠点医療体制は私ども厚労省

の研究班の奥山先生がやっていますｏ

　

さてぃフアブリ一病のことに戻ってぃ復習になりま

すがエ蓄積物質というのはさまざまなものがたまって

いますGb3ｓLyso Gb3の脂質以外にｉ糖脂質ｉ糖タン

パクなどエいろいろな物質がたまってぃこれがどのよ

うな病態と関係するかいまだまだわかっていないこと

ばかりですｏ今後このような基礎研究をやることが非

常に大事ですoC図10D

　

またい心臓やI剛I貳患者さんはいろいろ障害を受け

るわけです力孔いろいろな臓器にたまってくることに

よってぃ例えばい内分泌甲状腺機能が悪くなったりい

脳下垂体のホルモンのバランスが悪くなったりい幾つ

かの問題がありますｏ

　

肺にたまって喘息みたいな咳があったりエ消化管に

たまって腹痛とかおなかの調子が悪くなったりする人

が結構多いですｏ腸内細菌叢も変わったりするｏめま

いや耳い難聴も起こりますｏそのようなわけでいろい

ろと蓄積物質と関係するわけですｏ

　

ファブリ一病の臨床型はい大まかに言うと古典型と

遅発型とヘテロ型ですｏでもいこれは患者さんの遺伝

子変異でみんな違いますｏ発症年齢も違いますじ症

状も異なってきますｏぐ図１Ｄ

　

なぜ心臓に来やすいのかい腎不全になって腎臓に症

状が出るのかいよくわかってないのですｏ女性の患者

さんはなぜ心臓に主に症状が出やすいのかい女性で腎

臓腎不全になる人はわずか1096程度ですｏ

　

これは残存酵素汲配残っている酵素活性ユすなわ

ち遺伝子変異によると言われていますがいその辺のメ

カニズムはまだまだわかりませんｏ被角血管腫が出る

人ユ出ない人はいどうして違うのでしょうかｏ
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ですｏ古典型い腎型い心型が

ありますｏ腎型いら型は50歳い

60歳で症状が出てきたりする

わけですがユそういう意味でぃ

今後まだまだ研究しなければ

いけないことがたくさんあり

ますｏ

　

現在いファブリ一病の患者

さんはL000人ぐらい治療さ

れていますｏ現在ライソソ一

ム病は８種類ぐらいの病気で

酵素補充療法をやっていますｏ

　

この酵素補充療法の基礎を

やられた先生はいアメリカの

ＮＩＨのブレディ一先生とセン

トルイス大学のスライ先生で

すｏブレディ一先生はよく知

られていますｏ

　

この先生はなぜ有名かとい

うといマノ一ス一６一リン酸
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のような構造を見つけたことによってエ酵素補充療法

が有効であるということを発見されたのですぐ図12瓦

　

図13はファブリ一病治療を表示しますｏ

　

フアブリ一病の治療い対症療法はもちろん大事ですo

ACE阻害剤L ARB阻害剤で心臓ノ削成を守りますｏ

　

酵素補充療法は今３種類ありますｏＬ

　

ａヘバイオ

シミラ一い経口薬のケミカルシャペロンｏアミカス社

のガラフォルドぐミガラスタットうですｏそれからい

基質合成抑制療法いこれは今治験中ですｏ

　

遺伝子治療はレンチウイルスユＡＡＶい２種類ありますｏ

　

今治験中なのがいポリエチレングリコ一ルにプラスい

ニンジンの酵素にこれをくっつけたものですｏ非常に

長くぃ作用する酵素ですｏマノ一ス受容体を介したコ

ケから取った酵素はい腎臓に治療効果が非常にょいと

言われていますｏ

　

経口薬でもい遺伝子変異に関係なくぃGb3がたまっ

ている脂質の合成を抑制する治療薬が今治験中ですｏ

　

現在ユシャペロン治療ぐガラフォルドり経口薬であ

りますｏすべての患者が効くわけわけではなくて３割

ぐらいですｏ酵素とタンパクとしてまだ不安定な酵素

はミガラスタットというのを加えますとい安定化され

てｏ酵素が細胞の巾に入ってぃライソソ一ムに入って

分解するoC図14D

　

いろいろな遺伝子変異があってぃ一応反応性がある

と変異となる効果がありますｏ

　

経口による隔日投与ですｏ女性は酵素活性が上昇す

る患者さんが多いですｏ但じ反応性の中でも非常に

ょく反応する人と反応が少ない人がいますのでぃ臨床

の先生方はｉ検査結果や血漿i Lyso Gb3のバイオマ一

力一を見ながら効果判定をすることが大事かと思いま

すｏ

　

酵素補充療法以外にいメッセンジヤ一ＲＮＡ治療で

すｏメッセンジヤ一ＲＮＡというのはいタンパクを転写

して酵素タンパクをつくりますｏ通常はメッセンジヤ一

RNAだけ注射しますと分解されてしまうｏですからユ

脂質の膜に包んで注射しますｏ

　

ご承知のようにユ新型コロナのワクチンは同じよう

ﾆＬ ＡＡＶベクタ一での遺伝子治療

　　

DireCt ｉｎｊｅＣtｉｏｎｏｆ ＡＡＶ２ﾉ8z ＡＡＶｇｊｎtａｖｅｎｏｕSly

　　

tFrｅｅｌｉｎｅｊＵＫｊ４Ｄ一ＭＴＯ Ｕ恥Ａｍｉｃｕsl

な方法を使ってぃメッセンジヤ一RNA治療をモデルナ

社という会社が作っていますｏファイザ一社もそうで

すｏ自分の体の中でユメッセンジヤ一ＲＮＡから酵素を

つくらせるわけですｏ

　

メッセンジヤ一ＲＮＡを脂肪の膜に包んで注射するとい

半減期も比較的長いのとぺ引賑腎臓にも行きやすいｏ

既にファブリ一病のマウスモデルではいい成果を上げ

ている報告もありますｏ

　

そういうことでユメッセンジヤ一ＲＮＡ治療はい月に

１回でぃ自分で筋注でも効果があるかもしれませんｏ

ワクチンは筋注でやっているわけでぃ自己注射ででき

るかもしれないｏ抗体産生が低いｏ遺伝子治療のよう

に毒性はないと言われていますｏ

　

それからエ非常に安くできる可能性があるのですｏ

　

遺伝子治療ですがいご承知のようにＡＡＶベクタ一で

遺伝子治療がライソソ一ム病でされていますｏ

　

ＡＡＶベクタ一を注射するだけで治すというin ｖibOの

方法といEX ｖiｖＯでぃフアブリ一病ならファブリ一病の

患者さんの骨髄を取って遺伝子を導入するｏレンチウ

イルスを川いた方法がありますoC図15j

　

エイズのウイルスを使ってぃその中に正常遺伝子を

入れエそれで骨髄に正常な遺伝子を発現させてぃ元に

戻すｏこのような治療でぃln ｖitrＯでぃＡＡＶベクタ一

はユフアブリ一いムコ多糖いゴ一シェ病いなどアメリカエ

イギリスの会社が治験を始めておりますｏ

　

レンチウイルスベクタ一の患者はいＭＬＤで承認され

ましたｏリブメルディという商品名で商品化されてい

ますｏフアブリ一病も15人の患者が世界で治験されて

おりますｏまたいイタリアグル一プが発表したのですがい

ムコ多糖症の患者で１年半治療したらい顔つきも粁通

の子のようにい非常にいい顔つきになりエ非常に画期

的な成果で私もびっくりしましたｏこのよう遺伝子治

療も効果が出ていますｏ

　

副作用としてＡＡＶは肝機能障害の問題がありますｏ

ＡＡＶベクタ一でぃ遺伝性筋疾患遺伝子治療で３名亡く

なってしまった例がありましたｏレンチウイルスではユ

つい最近エサラセミアという病気己o 47名中３名で白

　

Ｄｏｗ嘴ｏａｄtｈｅＩＭｏ９ｆａｐｌｌＫ

ＦａわryＤyＳｅａｓｅａ聞Ｇｅｎｅ Ｔｈｅｆａｐy

2ｏ編集遺伝子治療 li峠

　

四

Gｅｎｅ Ｅｘprｅssion of Liｖｅr ｕsｉｎｇＡＡｖ ｖｅｃtｏr ｗith Ziｎｃ

FingertＳａｎｇａｍｏＭＣrisperCasProcedｕrｅ

　　　　　　　　　　　　　　　　　　

圃す

3ｏレンチウイルスベクタ一での遺伝子治療

IＡｖro b池ＵＳ ｃｏｍｐａｎyl

圃ゆ

血病が出たｏこのような問題

がまだまだありますｏ ＡＬＤの

遺伝子治療はい現在いEUで

承認されましたがい今は長期

間安全性をフォロ一する必要

がありますｏ

　

現在い日本中で払早期診

断い早期治療ということでぃ

北から南までぃ今いろいろな

ところでパイロットスタディ

でぃライソソ一ム病やＳＭＡ

や免疫不全症で新生児スク

リ一二ングが始まっていま

すｏ新生児スクリ一二ング開

始され早期診断して治療する
図15
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１

遺伝病スクリ一二ングの問題点と将来展望

出生前診断ぐ受精卵診断丿冶児診断り一生命の選別

2o受精卵Ｉ胎児治療一デザイナ一ベイビ一
ａ母体血診断一既に選別が始ま吹大きな社会問題

亀新生児の将来を占う一遅発型難病の診断一長所い短所

5o生命倫理の国民的理解が必要

Harｖａrd ｕniｖｅrsity

図16

プロジェクトが進んでいますｏボンベ病でもよい成果

が出ていますｏ

　

またいフアブリ一病ではい新生児を診断することに

よってぃ家族を早く診断Ｉ治療できるということがあ

りますｏ

　

ただい遺伝病のスクリ一二ングというのはいろいろ

問題がい将来的に含めてあるわけですｏ一つはい出生

前診断がこれからどんどん進みますｏ受精卵診断い胎

児診断は生命の選別になるのじゃないかｏ大した病気

じゃなくてもい完全な子どもが欲しいという考え方も

あったりしますｏ

　

受精卵や胎児治療というものも非常に問題になりま

したｏ

　

母体血診断いこれが今一番問題になってぃ国のほう

でも動き始めていますｏ母親の血液でダウン症などい

ろいろな遺伝病が診断できる時代が来始めていますｏ

　

これは命の選別になりかねませんｏ値段も20万円以

上するのでユもうけ主義の医療機関もありい遺伝相談

もできない人がどんどんこの領域に進出してエ今大き

な社会問題になりつつありますｏ

　

それからユ新生児診断旧にファブリ一病も含め遅発

性難病の治療はユ出吐前診断により多くの問題もあり

ますｏぐ図1剛
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IＷ　呵Ｓ

IＷ　ＷＳ

ウェビナ一の質問コ一ナ一より

ぐ監修二衛藤義勝先生り

ファブリ一病の患者さんは２週間に１回酵素補充療法を行なっていま91

すがい在宅治療がそのうち来るかと思いますｏ在宅治療は家にいなが

ら看護師や在宅ドクタ一が来てぃ診療をして点滴をしていくことですＯ

イギリスなどではこのような形でやっているところもありますｏ但し

問題点もありますｏ非常に副作用の強い患者さんはいなかなか難しいＯ

在宅が楽だからと言ってもい在宅に回ってくる先生はファブリ一病に

ついてはそんなに詳しくない先生が多いわけですから適度に専門医に

診てもらわないと困ると言うこともありますＯ

今後の治療はどんどん変わっていきますｏ治療の進歩はありますのでぃ

酵素補充療法の専門医とよくお話ししてぃ治療がどのように変わって

いくかを各自勉強して下さいｏ

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

一

４

４０００

　　　

一一

　

４
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J
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019Z j一　ﾉo　　o　　　j　　　o　40一層i池４励彬必貨為　　　　　い一一

下痢症状はなぜ起きるのかと言うと消化管の粘膜が障害を受けて腸内

細菌が変わってきますｏ毒性のある腸内細菌になったりしますｏ男性

の患者さんは下痢症状が治リにくいですＯ

口ペミンという薬は消化管い腸管の運動を止めますｏですから便が出

にくく下痢を止めるということなのですがい抜本治療にはなりませんＯ

酵素補充療法をしてもなかなか下痢症状は治り難い人も結構おられま

すｏただい酵素補充療法をすることで腹痛や消化器症状は結構良くな

りますｏですからい子供さんの時に下痢症状や腹痛がある人はなるべ

く早く酵素補充療法をされた方が良いと思いますｏ特に女の子でも早

くされたら治療効果は出ますＯ

ロペミン以外では腸内細菌を良くするためのビオフェルミンや整腸剤

がありますｏまたい腸内環境を良くするヨ一グルトなどがありますＯ

これらを活用して少しでも腸内環境を変えていくことが必要ですＯ

　　　　　　

下痢がひどくi1日外出する際は6m9のロペミンを飲んでいますｏ半Ｑ

　

日の場合は4m9ですロ他に下痢を止めるのに良い薬はないでしょうか７

　　　　　　

ｗithコロナの時代に診療や治療などはどのように変化しますか７在宅Q

i

　

での点滴治療などどうなるでしょう７
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S馨噂　ＷＳ

子供さんでぃ特に男の子は不登校になり精神的に問題になっている患

者さんは結構いますｏ特にい痛みが強じぺ夏は汗をかかないい体がだ

るいなどで子供は学校に行きたくないｏ行かないから学校もつまらな

いい友達もできないという悪循環に陥ってぃ不登校になる子供さんが

結構いますｏそれにい四肢の末端の痛みから学校にも行きたくなかっ

たりい熱がちょっとでも出れば痛みが5凱ぺ夏などは体温が上がって

しまい体がだるくてしょうがないという子供さんは結構多いですＯ

しかし酵素補充療法を行えば汗もかくようになりますし少し元気も

出てきますｏしかし酵素補充療法を途中で止める子もいますｏお母

さんも子供の調子が悪いと言ってぃ子供に負けて病院に行かなくなる

こともありますｏやはり酵素補充療法を続けていくことが非常に大事

なのですＯ

またいカウンセリングも重要ですｏ子供に対する心のケアが重要ですＯ

一度悪循環に陥るといなかなか治リにくくなるｏですから学校の先生

や心理担当の先生い酵素補充療法をしていただける先生などい小児科

の先生と一緒になって考えていくことが大事だと思いますＯ

日本ライソソ一ム病患者家族会協議会一覧

　　　　　　　　　　

患者会名

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

対象疾患

日本ゴ一シェ病の会

　　　　　　　　　　　　　　　

Ｃゴ一シェ病j

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

ぐ二一マンＩピック病Ｃ型D
二一マンＩピック病Ｃ型患者家族の会

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

ぐ二一マン冨ピック病ＡＢ型j

　　　　

タ回廊

　

一一一

　

心一

　　　　　　　　　　

ぐムコ多糖症ＩＩＨｌｍＩＩＶＩＶＩ型Ｉガラクトシアリド　シスｓ
日本ムコタ糖症一一者琢族の５

　　　　　　　　　　

ムコリピド一シスＩ ＧＭＩﾉＧＭ２一ガングリオシド一シスｊ

ＣＧＭｌｅＧＭ２ｍｅｅtingsj
ぐＧＭ２ガッグルノシド一シスＴａy一Sachs病i Sandhoff病り

グラッベ病患者とその家族の会

　　　　　　　　　

Cグラッベ病り

ＮＰＯ法人異染性白質ジストロフィ一患者家族の会

　

C異染性白質ジストロフィ一り

ＮＰＯ法人全国ボンベ病患者と家族の会

　　　　　　

Cボンベ病丿

一般社団法人全国ファブリ一病患者と家族の会

　　

Cファブリ一病り

シスチノ一シス患者と家族の会

　　　　　　　　　

Cシスチン蓄積症り

治ﾐふくろう通信１月号に掲幟した一覧に一部誤りがありましたので訂正致しますｏ

　　　　　　

小学生でも病気のことで悩んでいますｏ心療内科を一度受診した方が良Ｑ

　

いでしょうか７

Ｓ



シスチノ一チス患者之家族の会

　　　　

事務局長

甫仮正敏さん

　

シスチノ一チスぐシスチン蓄積症口まライソソ一ム膜に存在するシスチン輸送体であるシスチノシン遺伝子の変

異により細胞内のライソソ一ムにアミノ酸の一種であるシスチンが過剰に蓄積されい全身に障害が発生する先天代

謝異常症ですｏ症状は腎不全い甲状腺機能低下い羞明ぐしゅうめいニ光をまぶしく感じる状態八筋力低下い糖尿

病などを発症しますｏ

　

治療は様やな臓器への合併症の発症率低下い発症年齢の遅延に効果がある国際標準の治療薬を１日４回６時間毎

に服用しますｏ又い服用薬は羞明には効果が無いためい海外で実績のある点眼薬の治験カヘコロナ禍の影響で遅れ

今年１月から開始されましたｏ

　

患者数は１４名でぃこの患者と家族で国立国際医療研究センタ一研究所のご支援を頂きながらFシスチノ一チス

患者と家族の会jを運営していますｏ又い原田会長からは毎年市民公開フォ一ラムにお誘い頂くと共にい運営経験

の浅い当家族会に対して運営方法等についてアドバイスを頂いており大変感謝しておりますｏ

　

当家族会の活動としてはい市民公開フォ一ラムに役員が参加してぃフォ一ラム終了後に患者の生活一治療状況い

海外の治療状況い治療薬の副作用い家族会の活動等について会話しl笥報共有していますｏコロナ禍ではいリモ一ト

会議を昨年と今年に計２回開催しましたｏ

　

シスチノ一チスは生後６ヶ月の乳児の時から発症しますのでぃ乳幼児の患者の両親は経験が無いため大きな不安

を抱えますｏ中京地区では独自の家族会を開催じ乳幼児の親と経験のある親が話し合う事で不安の軽減を図る活

動を行っていますｏ

　

家族会ノ患者会の活動は同じ疾患を抱えた患者と家族がい症状や生活を送る上での課題につ

いて話し合い共感を得ると共にい治療や生活面での情報を共有するために必要であると考えていますｏ

　

当家族会は諸事情のために家族会の活動に参加して頂ける方が限られている事が課題ですがい貴会や他の家族会

ノ患者会と情報交換をさせて頂き当家族会の活動をより良いものにして行きたいと考えていますｏ今後ともよろし

くお願いいたしますｏ

二一マンＩピック病Ｃ型患者家族の会

　　　　　

事務局

水深

　

実さん

　

ふくろうの会の皆様い初めましてｏ二一マンＩピック病Ｃ型患者家族の会の水深と申しますｏ

二一マンＩピック病Ｃ型ぐＮＰＣ口まファブリ一病と同じくライソソ一ム病の一つですｏ国内確定診断数は40一一

50名といわれており八家族会所属の家族数は１８ ぐうち６家族は遺児会員うと大変小さな家族会となっていますo

　

2013年に治療薬Fプレ一ザベスOjが認可されていますがい進行を遅くする薬であ吹高い効果のある治療法

は現在のところなくぃ家族会所属の患者の半数近くが人工呼吸器を装用して寝たきりの状態ですｏこのようにい規

模が小さい上に重症患者のケアに追われているためい組織だった家族会の活動は難しくなっていますｶﾍﾞ会員間の

情報交換や交流はい精神的な充足感も含めい役に立っていますo SNSの発達により会員間コミュニケ一ションが

取りやすくなっていますがい最近はい加えてコロナ禍によって各種のセミナ一がＷｅｂ会議化されてお吹自宅を

離れがたい家族にとっていよからずも参加しやすい環境が提供された格好になってお吹ありがたく感じていますｏ

　

進行性の希少難病であるという共通項からい他のライソソ一ム病の家族会からいただける日常ケアや福祉制度な

どに関する情報は有益なことが多いものですｏこのたび縁あってぃ日本ライソソ一ム病患者会協議会に名を連ねさ

せていくことになりましたｏ当会のように単独では活動が難しい家族会いさらには家族会を組織することも難しい

稀少難病は多数存在していると思いますｏこれらの人たちの参加が増えることによって協議会が発展しハ医療や福

祉行政の関係者とのパイプとなりますことを願っていますｏ
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ｅ２月

　

第17回WORLD Syｍｐｏsiｕm2021 の報告

　

ワ一ルドシンポジウムが２月８日から12日の５日間今年はオンラインで開催されましたｏ

ＷＯＲＬＤとは７

　

ＦＷざrｅＯrganiｚingResearch on Lysｏsomal DiseasｅsJ 頭文字を取り毎年恒例のライソソ一ム病の研究関

係者の為の国際学会ですｏ若手の研究者への授賞や患者団体で活躍された個人にも賞が与えられますｏその特徴はい患者

もその研究関係者に含めて参加可能な所かと思いますｏ

　

初のオンライン開催となった今年はい過去17年間の最多登録者3000人以上の大きなイベントとなりましたｏ多くのラ

イソソ一ム病に関する研究発表はいオンデマンド配信で録画され時差も気にする事なくイベント終了後でも一ヶ月程視聴

が出来ましたｏ研究者や医学専門家だけでなく患者自身もめまぐるしいファブリ一病の最新情報を得て勉強が出来る場と

して無料招待が出されこの大イベントに気軽に参加出来る絶好のチャンスでしたｏパンデミックで飛行機に乗らずとも自

宅から世界中の専門家の方のお話が聞けるのは患者としては大変有難い時代になったことと感じますｏ

告知ニ2022年米国カリフォルニア州サンディエゴで２月７日へ一10日開催予定

ｅ４月

　

ファブリ一病啓発月間

　

弁FabryＡｗａrｅｎｅssＭｏｎth

　

アメリカいオ一ストラリアいカナダを筆頭に各国で４月を登録月と定め各患者団体が一斉に動く国際的な啓発キャンペ一

ンがありますｏ昨年はファブリ一インタ一ナショナルネットワ一クFIN主催でファブリ一クリエイティブコンテストが開

催されましたｏ韓国の患者さんが自分の病気の体験を詩にした作品ぐ韓国語ノ英語訳りが受賞しましたｏ

　

今年の活動はい弁breakasｗeatforfabryF汗かきキャンペ一ンJ

SNSを利用した世界的啓発活動に参加ｏ

　

汗をかけないファブリ一病患者のために汗をかこうと病気の理解に支持表明した

方誰もが参加し写真をインスタグラムに投稿ｏ患者本人だけでなく患者の家族い友達い職場の人など代弁者が積極的に参

加しましたｏ汗をかきにくいいかけないという隠れたファブリ一病の１つの症状から理解や啓発の願いを込めてｏ

１４月の第１土曜日

　

ファブリ一病国際女陛の日

　

荊ntｅｍａtionaIFabryＷｏｍｅｎsday

　

もう一つの動きとしてファブリ一病国際女吐の日の活動ですｏ

　

オランダの患者会よリスタ一卜し毎年工夫を凝らした色女な企画がされますｏ

　

海外では女I生は単なる保因者として治療を軽視されたりい圧倒的に女I生に対しての研究不足の実態が問題意識されフア

　

ブリ一病女l生への理解を深める事が目標にされていますｏ
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ｅ４月９日へ一11日

　

週末３日間のバ一チャル実施

　

米国患者会Fabry Sｕpport lnformatｉｏｎＧrｏｕpニFSIG

　

エキスパ一トファブリ一会議

　

出席

１４月24日

　

日本時間16時へ一深夜２時

　　

FINエキスパ一トミ一ティング

　

in 2021 八一チャルぐオンライン3開催

　

患者会ブ一ス出展参加

　

最新治療情報に加えフアブリ一と栄養いフアブリ一頭のモヤモヤい睡眠い子どもい家族計画についてなど興味深いトピッ

クスが扱われましたｏ

　

現在エキスパ一トミ一ティングの一部の講義がFINのYoｕTｕbeチャンネルにて視聴可能ですｏ

　

検索キ一ワ一ドニFIN EｘpertＭｅｅtin92021

　

講義は英語ですが設定から字幕機能をオンにして英語字幕付きで視聴できますｏ

実際使用したバ一チャルブ一スの写真

　

初のオンライン開催でデジタルの資料提供や会の活動報告を行いましたＯ

　

この写真の各パネルをクリックすると弊会作成の英語版のパンフレットや子どものハンドブック等をダウンロ一ドして持

ち帰ることができるなど初の試みでブ一ス出展参加しました0 2019年に実施したグロ一パルサ一ベイの結果報告もここで

協力して下さった各国の方にも訪問特典として準備しましたｏ関連スポンサ一企業のブ一スい数力国の患者会ブ一スがあり

ましたがい弊会のブ一スは好評で各国からの患者さんがこのブ一スを訪れオランダの患者さんはいr早く日本も在宅が実現

するといいね応援してるりと励ましのメッセ一ジを直接下さいましたＯ

次回告知ニ2022年５月６へ一８日オランダ

　

アムステルダムにて開催予定

１４月28日日本時間

　

FINCFabry lntｅrnatｉｏｎａｌＮｅtｗｏrk3定例総会　出席

　

E2020一2021年活動報告事項1

一新役員

　

２名選出ぐカナダａ中国り

一新メンバ一

　

チュニジア

　

ａ

　

メキシコCゴ一シェ病

　

ライソゾ一ム病グル一プj

現在

　

54力国

　

62団体より会員登録あリ

一ホ一ムペ一ジリニュ一アルぐ多言語翻訳機能付きjhttpsｿZｗｗｗfabryｎｅtｗｏrkoｏrgZ

一FINアワ一ド

　

チュニジアの患者会CA工Ｍｊｊが受賞

一2020AYA 世代C若年成人3コミュニティ一活動　台湾いチュニジアいポ一ランドい韓国から若い世代層ぐ20代前後へ一30代3

のファブリ一病患者がオンラインで集い交流ｏ当会からもこの活動に興味がある方募集中ｏ世界の同じ病気の仲間と繋かっ

てみませんか７

ｓ

　　　

一

　　　　　　　　　　

鵬IIJi　　　　　　　　　　　　　　以一js叱心I一回　　一大JI4jlﾀ一り14411　　　　　　　　　　　　　　　4

一回入回

ｌ
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ｌ

患者会設ざ20肴年の　デフマ及び不ヘクト７

　　　

記彭ふj物の企画案募集大
ｌ

大

l　si2s4

　

来年の2022年は当会設立C2002年j20周年を迎えますｏつきましては会員の皆さまから20周年記念

事業のテ一マC主題3及びイベント一記念品ぐ物丿等の企画案を募集したいと思いますｏ会員の皆さまが

患者会でやりたい事一やって見たい事Ｉ欲しい物等何でも構いませんｏまたテ一マC主題Ｍこつきましてはい

少し難しいかと思いますので一つ例を挙げておきますので参考にして頂ければと思いますｏ

　

テ一マニC例Fこれまでの10年とこれからの10年を見据えてJj

　

過去の記念事業ではい10周年に国内活動を整備し15周年には海外活動の強化を実施しましたo 20

周年においては国内づ毎外活動の集大成を行いい疾病領域を超えた文化的活動も取り入れて行きたいと

思いますｏ記念事業が会員の皆さまの心の拠り所となりい且つ患者会が次世代に対応できる組織となり

うる内容にしますｏまた会員及び支援して頂ける皆様と共にい患者会の飛躍を願いい20周年を迎えて行

きたいと思いますo

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

E20周年記念イベント実行委員会I

E応募先1

　

東京本部二東京都港区赤坂8一5一9

FAXニ０３一5786一1551

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

一二一六大一一

　　

一一

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

イ皆様のご提案奮ってご応募下さいｏ

　　　　　　

卜
Maiにharadah19490yahoolcojp

　　　　　　　

祉用された案については実行委員会よりい既000円のクオカ一

E応募締切1 2021 年９月30日ぐ木り　　　　　　　卜を送りますロ　　う　ドダ　ii　　　　　　よyｙ丿

ふくろうライブラリ一

F本は人生のパ一トナ一j

rＤａytｏＤａy　ディＩトゥＩディj　　講談社編

　

昨年の緊急事態宣言が発令された時い乍家に１日ずつ掌編をという企画をたてぃ

作成された本ですｏ

　

著名な作家100人のい一人３一一４ペ一ジの作品集ｏエッセイや超短編小説が楽しめますｏ私はい長編小説

が好きですがい数ペ一ジで心に残る作品満載ですＯ

　

この本の利点はい100人の作家の代表作などがい記載されているということですｏ今迄い読んだことのない

作家さんの魅力に巻き込まれい違う作品を読んでみたいとなるかもしれませんＯ

r白鳥とコウモリj

　　

東野圭吾

　

幻冬舎

　

最近の小説はい300ペ一ジくらいの作品が多いのですがいこの本は522ペ一ジですｏ

　

加害者側と被害者側か知り合いい同じ目的で事件の謎を解こうとしますo FEEﾖﾖ鳥とコウモリjというタイトル

がこ391ペ一ジい文章に出てきますｏこのペ一ジを読むことによし八残り131ペ一ジい東野ワ一ルドにどっ

ぷり浸か1八読むスピ一ドが加速しましたｏ

r小説8050j

　　

林真理子

　

新潮社

　

NHK Fおはよう日本jでも紹介された話題作ですｏ

　

大人になっでも引きこもりの子供をい高齢の親が養っている状態ｏ中学の時い苛めによって引きこもりになっ

た息子ｏ苛めた同級生達はい立派に成長しているｏ父親が裁判をしようとするがい学校側は苛めがあったこと

を認めようとしないｏ息子も思い出したくないと言うｏ家族の崩壊いそして事件も起きるＯ

　

他人から苛めによる引きこもk八家族からの虐待などによるもの等あると思いますｏ大事に至る前にりふを

解きほぐせればいいのですがＩＩ一

　

世間体を気にしてぃ本人を追い込んでしまったりとい難しい社会問題だと思いますｏ

ljl

ｌ大



　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

編集後記

長引くコロナ禍でぃ笑顔が減っていませんか７

　

許すぃ褒めるい励ますぃ助ける愛情指数を上げてみて下さいＯ

皆んなが今より優しくなりますｏ大変な時代だからこそ少しでも生きやすくするのはいまず足元からｏぐ編集委員

長

　

中野

　

茨城に

れからファブリ一病患者にとっては辛い季節になりますねｏ水分補給を忘れず熱中症にお気をつけて下さいｏ

全国のお母様方ステイホ一ムの夏休み頑張って乗り切りましょうｏぐ斉藤

　

東京丿

今年もだんだんと夏が近づいてきましたｏ通信を編集する部屋のエアコンもいそろそろスイッチが入りますｏ無

理せず皆で明るく乗り切りましょうｏぐ岡田

　

香丿川

１月の冬号に始まり春号に続き今回は編集チ一ム結成後３度目の夏号ですｏ毎回季節の装いを届けてくれるふく

ろう達い表紙のデザインにも注目ですｏぐ郭

　

埼玉り

夏はファブリ一病患者にとって体温調整が難しく辛い季節ですがい熱をこもらせず涼しく過ごす工夫をして楽し

く過ごしたいですねｏぐ岡田愛知丿

金八先生の言葉にF人と人が支え合ってるから人なんですoJと言う名言がありますｏふくろう通信はい原稿依頼

に快くお引き受け下さった人達のおかげもあり完成しますｏ人と人が支え合って出来たふくろう通信よろしくお

願いしますｏぐ桑原

　

大阪j

ふくろう通信の中身はいつも盛りだくさんあるｏいろいろな活動をしているからｊｵ料には事欠かないｏタイムリ一

な題材を取り出じいかに見やすくぃ編集することができるかがポイントかな

　

海外情報はふくろう通信の特徴

ともいえるようになっだのではぐ原田

　

東京丿

以前より続く終息の見えないコロナ禍ご斬くワクチン接種が始まり少しずつですが一回目接種い２回目と全ての接

種希望者に行き渡り少しでも安心して行動したいものですねoC倉知

　

岐阜j

コロナワクチン接種が進んで対面とＷｅｂでの会議ができることを期待しますｏぐ九野里

　

東京丿

非常事態での不要不急の外出制限下でもい体調不良で外出できていませんｏ引きこもり状態ですｏく北畠

　

東京j

　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　

４事務局だより卜一

私ども役員は会員のご要叩Uこ応えるよう今後も頑張ってまいりますｏまたｏ会が心のよりどころとなるように努力してまいりますｏ

ご意見Ｉご要望がありましたらWEBサイトでのお問い合わせいもしくはお電話一ＦＡＸでご連絡くださいｏ今後ともよろしくお願い致

しますｏ

一般社団法人全国ファブリ一病患者と家族の会

く別称ンふくろうの会りFAI

Japan Fabry DisｅａsｅＰａtｉｅｎtsand Family Associatiｏｎ

一 ｌｔＷｌｉａｉｉ
一

I東京僥jU

干１０７一0052東京都港区赤坂8一5一9一３０５

電話8fFAXニ03一5786一1551
mobiles080一5720一2085C原田l
e一mailsharadah1949回ｙａｈｏｏバニojp

IjLlljU

キタメディア１アソシエイト

干１１３一0022東京都文京区千駄木1一15一8一101

電話ニ080一5720一2085

　

C原田j

FAXニ03一38824一1448

WEBニhttpｊﾉｗ　ｗｗlfabryｎｅtjp

　　　　

定価ﾆ500円ぐ税込丿

　

発行ニ2021年７月15日
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大日本住友製薬

lｎｎｏｖａtｉｏｎtｏｄａyl healthier tｏｍｏrrｏｗｓ

人冷の

健やかな未来のために

挑み続ける

世界中の人寿が自分らしく過ごせるようにＯ

世界中の人寿に新しい希望を届けられるようにＯ

世界中の人寿の健やかな未来のためにＯ

大日本住友製薬は挑み続けますＯ
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口訪問医療マッサ一ジK
E
h
l
iolｙ

i町

亀Iぶ

ぺ芦ば呪

　　

Ｊ

　　　

ですか７７

自宅や高齢者施設で

受けることができる

国家資格を持った施術師が

ご自宅までお伺いいたしますｏ

7ｓrｓｓgjik

声ｆパ7tﾆial喚ir
豪健康保険適用にに以医師の同意が必要ですｏ

　　　　　　　

参訪問医療マッサ一ジK

E
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l

iolｙ

ii 0120一558一916
HＩＴＯＷＡライフパ一トナ一株式会社

　

ＫＥｉＲＯＷ事業部

刊06一0032

　

東京都港区六本木1一４一5ア一クヒルズサウスタワ一

　

l受付時間19130へ一18100 1定休日l土1日一祝 匹司
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より良い治療法の実現

より良くすることを使命としていますｏ
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最先端の治療法で希少疾患に挑む
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サノフィはいヘルスジヤ一二一一パ一トナ一としてぃ

　

私たちを必要とする人女に寄り添い支えますｏ
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医薬品を通して人女の健康に貢献するために

JCRI眠長年にわたってぃ希少疾病用医薬品の開発に取り組ん

でいますｏ治療薬を待ち望む多くの患者の皆さんと家族の思いに

一日も早く応えるためｊ虫自のバイオ技術い細胞治療Ｉ再生医療

技術を活かした付加価値の高い新薬の開発を進めていますｏ
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