
　○国立成育医療研究センター

慢性肉芽腫症に対する造血幹細胞を標的とした遺伝子治療臨床研究．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．Ｐ１

Ｐ１４

国立成育医療研究センター
「慢性肉芽腫症に対する造血幹細胞を標的とした遺伝子治療臨床研究」

ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針の対象範囲について

　　　　　　（第７１回 厚生科学審議会科学技術部会 資料）．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．．

　（参 考）遺伝子治療臨床研究作業委員会の意見

  第74回　科学技術部会

  平成24年10月18日
資料　６







2012年 10月 18日 

ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針の対象範囲について 

 

ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会 

委員長 永井良三 

検討事項 

 遺伝子治療臨床研究に関する指針（平成 16 年文部科学省・厚生労働省告示第 2 号）によ

る国立成育医療研究センターの遺伝子治療の臨床研究（以下「遺伝子治療臨床研究」という。）

「慢性肉芽腫症に対する造血幹細胞を標的とした遺伝子治療臨床研究」について、ヒト幹細

胞を用いる臨床研究に関する指針（平成 22 年厚生労働省告示第 380 号）によるヒト幹細胞

を用いる臨床研究（以下「ヒト幹細胞臨床研究」という。）として改めて審査する必要があ

るか。 

 

事 案 

「慢性肉芽腫症に対する造血幹細胞を標的とした遺伝子治療臨床研究」 

大臣回答：平成 24年６月 14日 

概要： G-CSF を投与した患者から血漿分離装置で単核球を分離・採取し、これら細胞から

CliniMACSを用いて患者 CD34陽性細胞（ヒト造血幹細胞を豊富に含むと考えられる）

を分離する。得られた CD34陽性細胞を培養し、培養バッグ内でレトロウイルスベク

ターを用い CYBB遺伝子を導入し、遺伝子導入細胞を末梢静脈よりあらかじめ骨髄抑

制をかけている患者に戻す。 

 

問題の所在 

 遺伝子治療臨床研究であると同時にヒト幹細胞臨床研究とも考えられる。そのため、ヒト

幹細胞臨床研究に関する審査委員会（以下「審査委員会」という。）でも審査する必要があ

るか。 

 

結 論 

今回の件は、審査委員会での審査は必要ない。 

理 由 

遺伝子治療の作業委員会でヒト幹細胞の安全性についても評価を行っているため。 

 

※１ ただし、今後遺伝子治療臨床研究であっても、ヒト幹細胞臨床研究に該当する可能

 性のある臨床研究が申請された場合は、審査委員会での審査が必要であるか個別に

 判断されるべきである。 

※２ CD34陽性細胞移植のみ（遺伝子を導入しない、培養しない、骨髄再生を目的とする）

 の安全性については十分に知見が集積されていると考えられ、審査委員会での審査

 は必要ないものとする。 



（参考） 
ヒト幹指針の対象 
・病気やけがで失われた臓器や組織の再生を目的とするもの 
・対象となるヒト幹細胞等 
  ヒト幹細胞臨床研究において被験者に移植又は投与されるヒト幹細胞等は、次に掲

 げる細胞等とする。 
  (１) ヒト幹細胞及びこれを豊富に含む細胞集団 
  (２) （１）を調製して得られた細胞及び血球 
  (３) ヒト分化細胞を調製して得られた細胞及び血球（最小限の操作のみによる調

  製により得られたものは除く。） 
・安全性及び有効性が確立されており、一般的に行われている医療行為ならびに薬事法にお

ける治験は指針の対象としない 
 
minimally manipulated 
 FDA においては、細胞操作が最低限度である場合、とくに規制の対象としない。それを

上回る有意な操作が行われる場合は承認を必要とする。CD34 陽性細胞を分離して移植をお

こなうことは minimally manipulated と考えられている。ヒト幹指針では、最小限の操作

は、「組織の分離、細切、ヒト幹細胞又は分化細胞の分離・単離、抗生物質による処理、洗

浄、ガンマ線等による滅菌、冷凍又は解凍等の当該細胞の本来の性質を改変しない操作をい

う。」とある。 
 
CD34 陽性細胞を用いたヒト幹臨床研究の整理 
 CD34 陽性細胞移植をヒト幹臨床研究「慢性重症下肢虚血患者に対する自家末梢血 CD34
陽性細胞移植による下肢血管再生治療」（先端医療振興財団先端医療センター病院、大臣意

見 2011 年 10 月 3 日発出）などでみているが、これは骨髄再生を目的とせず採取した細胞

を筋肉内注射するものである。 










































