
先進医療Ｂ評価用紙（第 2号）   

 

評価者 構成員：滝田 順子 先生   

先進技術としての適格性 
 

先 進 医 療 

の 名 称 
脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

社会的妥当性 

(社会的倫理

的 問 題 等 ) 

A． 倫理的問題等はない。 

B． 倫理的問題等がある。 

現 時 点 で の 

普 及 性 

A． 罹患率、有病率から勘案して、かなり普及している。 

B． 罹患率、有病率から勘案して、ある程度普及している。 

C． 罹患率、有病率から勘案して、普及していない。 

効 率 性 

既に保険導入されている医療技術に比較して、 

A． 大幅に効率的。 

B． やや効率的。 

C． 効率性は同程度又は劣る。 

将来の保険収

載の必要 性 

A． 将来的に保険収載を行うことが妥当。なお、保険導入等の評価に際しては、

以下の事項について検討する必要がある。 

 

 

 

 

 

 

B． 将来的に保険収載を行うべきでない。 

総 評 

  条件付き適  

コメント：  

本技術は、脳性麻痺という治療選択肢が限られた疾患に対し、新たな治療可能

性を探索する試みであり、社会的意義は理解できる。一方で、本研究は単群・

非盲検・自己対照の前後比較試験であり、成長や自然経過、リハビリテーション

の影響と介入効果を科学的に分離する点には限界がある。また、本研究では運

動機能の変化は評価されるものの、日常生活動作や生活の質といった臨床的

意義のあるアウトカムが評価されておらず、改善の意味づけが限定的である。な

お、使用される自家臍帯血は民間バンクで保存されたものであり、当該バンクが

一定の品質管理体制に関する認証（AABB）を取得している点は評価できるも

のの、これは管理体制に関する認証であり、臨床使用を前提とした細胞製剤と

しての品質や安全性が十分に担保されていることを直接示すものではない点は

留意が必要である。以上を踏まえ、本技術は現時点で直ちに先進医療 B として

実施を認めるには課題が残るため、研究デザインおよび細胞品質管理体制の

明確化を条件として「条件付き適」とし、継続審議とすることが妥当と考える。 

 

現時点で判断は困難です。 
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先進医療会議からの指摘事項に対する回答１ 

 

先進医療技術名： 

脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

 

令和８年１月 27日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院・藤枝幹也 

 

１． 

研究実施計画書において、「主要評価において、研究対象者の輸血実施前 6 か月間の

GMFM の改善度の変化（スコアの差）を「リハビリテーション単独」6 か月間でのスコア変化と

し、臍帯血実施後 6 か月間の GMFM の改善度の変化（スコアの差）を「リハビリテーション＋

臍帯血細胞輸血」6 か月間でのスコア変化とする。」とありますが、リハビリテーションの観点

から説明の補足をお願いいたします。 

 

例えば、 

○患者選択基準が「粗大運動能力分類システム（GMFCS）」である理由をご説明してくださ

い。 

・患者選択基準に「発達遅滞・知的障害」の観点が含まれてない理由を説明してください。副

次的評価項目には、「発達遅滞・知的障害」が含まれています。 

・患者選択基準において「研究参加の時点でリハビリテーションが開始されている」等の要件

がない理由をご説明してください。研究実施計画書において、「研究に参加される前から脳性

麻痺の診断を受けた時点で、リハビリテーションが開始されていることを前提」とあります。 

 

○治療中のリハビリテーションの具体的内容をご説明してください。 

・研究実施計画書において、「研究に参加された時点からリハビリテーションを受けられる内

容(質、強度)は、臨床研究期間中は変更されないこととし、臍帯血細胞輸血を行うことにより

リハビリテーション単独で得られる運動機能の改善に更なる改善が差として出ることを想定し

ている。」とありますが、想定される研究期間中のリハビリテーションの具体的内容（治療計

画、目標、社会調整等）をご説明してください。 

・自家臍帯血由来有核細胞輸血中、輸血後の安静期間について具体的にご説明して下さ

い。（安静期間が長い場合、輸血後１週間後に実施する発達・運動検査において、安静によ

る機能低下の影響も懸念されますでしょうか。） 

 

○評価者の詳細をご説明してください。 

・研究実施計画書において、「客観性を保つために評価者は、対象者の医療(リハビリテーシ

ョン)に係っていない第 3 者による評価としている。」とありますが、「第３者による評価」として

想定するものをご説明してください。 

・発達・運動検査の評価（実施者の職種、評価実施者の選定方法、評価の質の担保の方策

等）についてご説明してください。 

・評価に係る費用負担について、ご説明してください。 
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○医療技術の概要図及び説明同意文書において、リハビリテーションに係る内容をご説明し

てください。 

・臨床研究期間中のリハビリテーション（特に継続を前提としている旨）に係る内容をご説明し

てください。臨床研究期間中のリハビリテーションの費用負担についても、ご説明してくださ

い。 

・当該研究は「研究に参加された時点からリハビリテーションを受けられる内容(質、強度)は、

臨床研究期間中は変更されない」ことを想定しています。自家臍帯血由来有核細胞輸血後に

リハビリテーション治療計画の変更（訓練内容・量の見直し）が求められる状況が生じた場合

の対応をご説明してください。 

 

○先進医療実施届出書様式第９号 「先進医療を実施可能とする保険医療機関の要件とし

て考えられるもの」における、リハビリテーションに係る要件をご説明してください。 

・要件にリハビリテーション科医師、作業療法士、言語聴覚士、ソーシャルワーカー、義肢装

具士等の他職種が含まれてない理由をご説明してください。 

・GMFCS Ｌｅｖｅｌが向上した場合補装具の変更が想定されますが、機能の変化により補装具

等の調整や適合判定をする体制についてご説明してください。その際の社会調整の体制に

ついてご説明してください。 

＜ご参考 先進医療技術審査部会の照会事項回答より＞ 

GMFCS Level  

Level V：電動車いすや環境制御装置を使用しても自動運動が非常に制限されている 

Level IV：自力移動が制限 

Level III：歩行補助器を使って歩く 

Level II：歩行補助器なしで歩く 

Level I：制限なしに歩く 

 

○ロードマップの先行臨床研究（「小児脳性麻痺など脳障害に対する自家臍帯血単核球細胞

輸血」(jRCTb060190039)、「小児脳性麻痺など脳障害に対する同胞間臍帯血有核細胞輸血」

(jRCTa060200018)）における、リハビリテーションの内容について、ご教示ください。 

・リハビリテーションの内容(質、強度、量、時間、かかりつけ医)の具体や、かかりつけ医から

の情報収集の方法について、ご説明してください。 

・リハビリテーションの変更を判断するために、研究計画で設定していた基準について、ご説

明してください。 

 

〇「本研究に参加された時点からリハビリテーションを受けられる内容(質、強度)は、本研究

期間中は変更されないこと。リハビリテーション内容に係り、かかりつけの主治医からの情報

収集は 3 か月程度おきに実施することとする」具体的な方法が、かかりつけ医への協力依頼

文書に記載されております。 

・かかりつけ医、かかりつけ医への協力依頼文書の位置付け、協力依頼の方法等が、研究

実施計画書には規定されておりませんでしたので、ご確認してください。 

 

【回答】 

指摘事項について、以下のとおり回答いたします。 
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① 患者選択基準が「粗大運動能力分類システム（GMFCS）」である理由 

（患者選択基準に「発達遅滞・知的障害」の観点が含まれてない理由を含む。） 

 

脳性麻痺は、受胎から新生児期に発生した脳障害で、病変は非進行性であるが、永続する姿勢の

異常と運動機能障害があり、知的障害やてんかんなどの合併は問わないとされています(脳性麻痺

と周産期合併症・イベントとの関連、松田義雄 他 著、Medical View 社 2021 年)。GMFM スコ

アは、脳性麻痺の運動障害を評価する検査方法として国内外で最も利用されている評価方法であ

り、脳性麻痺リハビリテーションガイドラインにおいてエビデンスレベル分類で最も良い Ia レベ

ルに評価されているため、主要評価項目の指標とし、選択基準としました。 

 本研究の位置づけは探索研究であり、副次評価項目をもって選択基準を設定することは必要が

ないと考えております。発達遅滞・知的障害の程度は層別で検討することを考えておりますので、

選択基準で制限することはしておりません。 

 

② 患者選択基準において「研究参加の時点でリハビリテーションが開始されている」等の要

件がない理由 

 

脳性麻痺は「受胎から生後 4週以内の新生児までの間に生じた、脳の非進行性病変に基づく、永続

的な、しかし変化しうる運動及び姿勢の異常である。」（1968 年 旧厚生省脳性麻痺班定義）のと

おり運動機能や姿勢のコントロールに障害が起こる病態です。病名が確定すれば、全例で運動障

害に対するリハビリテーションが開始されるため選択基準には記載しておりません。 

なお、下記①～⑤の過程を経てリハビリテーションが行われたことを「リハビリテーションが開

始されている」とします。 

①脳性麻痺の確定診断 

②患者の障害箇所等を評価 

③患者に適した運動療法を計画 

④計画に基づいて目標を設定 

⑤リハビリテーション処方箋が発行される 

 

③ 治療中のリハビリテーションの具体的内容 

 

研究対象者に対する輸血前後の運動障害に対するリハビリテーションや必要な処置は、それぞれ

のかかりつけ医（各研究対象者につき 1 機関に限る。）のもとで行い、費用は研究対象者からかか

りつけ医に支払います。高知大学医学部附属病院からかかりつけ医への支払いはありません。 

リハビリテーションの内容は、各研究対象者の障害度に応じて、かかりつけ医が内容を決定し、

実施します。脳性麻痺患児は、麻痺型、麻痺領域、粗大運動発達レベル、精神発達遅滞やてんか

んの有無、摂食機能障害合併の有無によりそれぞれ対応が異なる上、主要評価項目が輸血実施前

後での運動障害（粗大運動能力尺度：GMFM-88 総合点および下位項目）の個人内推移の評価である

ため、リハビリテーションの内容及び目標は、各かかりつけ医が定めたもので差支えなく、高知
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大学医学部附属病院とリハビリテーションの内容を調整する必要はありません。研究対象者の補

装具の申請に係る意見書の作成等もかかりつけ医で行います。そのため、医療技術の概要図及び

説明同意文書では、リハビリテーションに係る内容・目標・費用を説明しておりません。 

かかりつけ医で行うのは、医学的なリハビリテーションであり、姿勢と運動コントロールの発達

を促し、関節の拘縮や変形を予防するため、筋力トレーニング、痙縮に対する治療、装具療法な

どです。 

研究期間中のリハビリテーションは通常の医療行為であり、先進医療の一部という認識ではあり

ません。よって、リハビリテーションをかかりつけ医が行うことは、先進医療を他の医療機関と

連携して行っているのではないと考えています。 

先進医療実施届出書 様式第９号の「自施設で対応不可の場合は要」は、患者容態急変時等に自施

設では対応ができなかった場合を想定したものです。 

研究対象者の親権者等から高知大学医学部附属病院でリハビリテーションを行うことを希望され

ましても日常のリハビリテーションを実施している担当者以外の高知大学医学部附属病院の理学

療法士、臨床心理士が、発達・運動検査とその評価を行うことで客観性を保つ研究計画であるこ

とを説明し、ご理解いただきます。 

 

研究対象者が、かかりつけ医等に支払う費用額は、医療機関の規模や患者さんの必要とするリハ

ビリテーションの内容、居住する市町村の公費の整備状況、加入している保険等で違います。 

例えば、患者さんが、[高知市在住の 5 歳児、GMFCS レベルⅡ、かかりつけ医は病院で脳血管疾患

リハビリテーション(Ⅰ)の要件を満たす]としますと、研究参加期間中にかかりつけ医等に支払う

費用は別表のようになります。 

当該患者さんは公費資格（子ども医療費・小児慢性特定疾病等）を有していると想定されますの

で、患者負担分は助成され、実質個人負担はありません。 

令和 6年度のこども家庭庁の調査によりますとすべての都道府県及び市町村でこどもに係る医療費

の助成を実施しています。一部、所得制限や自己負担金がある市町村もありますが、大きな差は

ないと考えます。 

 

また、評価の費用は 1回の発達・運動検査で約 800円で 4回実施しますので、約 3,200円になりま

す。 

先進医療実施届出書 様式第６号先進医療に要する費用及び第７号先進医療に係る費用の積算根

拠の被保険者負担の先進医療に係る費用 722,432 円に、理学療法士 48,660 円（1,622 円×1 時間

×1人×30日）が含まれています。 

理学療法士が 1回の発達・運動検査に係る評価時間は 30分程度ですので、1回につき約 800円で、

研究期間中に 4回行いますので、約 3,200円としています。 

 

なお、脳性麻痺患者に対するリハビリテーションは、診療報酬制度上、疾患別リハビリテーショ

ンの脳血管リハビリテーション料を算定することが大半です。脳血管リハビリテーション料Ⅲを
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算定できる施設基準は、下記のとおりです。 

● 専任の常勤医師が 1名以上 

● 専従の常勤 PT・OT・STのいずれかが 1名以上 

● 専有面積は病院なら 100㎡以上、診療所なら 45 ㎡以上 

● リハビリに必要な器械・器具が用意されている 

 

治療中のリハビリテーションの具体的内容が記載されていない旨、ご指摘いただきましたが、高

知大学医学部附属病院では臨床研究期間中(輸血前 6か月間と輸血後 1年間)のリハビリテーション

を実施しませんので、脳性麻痺児の基本的なリハビリテーションについて以下に記載します。 

脳性麻痺児へのリハビリテーションは年齢により内容が異なりますが、GMFCS レベルⅢでは歩行補

助具を用いた歩行の安定性を目指すための下肢筋力トレーニングやストレッチ及び歩行練習を、

レベルⅡでは歩行補助具使用の可否を検討しつつ応用歩行や長距離歩行を、レベルⅠでは異常な

筋緊張を示す箇所にストレッチや筋力トレーニングを行いつつ歩行補助具なしでの応用動作（ジ

ャンプ等）や歩行練習を実施します。 

発達遅滞・知的障害に対する訓練は、集団生活が開始されるタイミングで生活動作やコミュニケ

ーションに関するリハビリテーションを行います。 

 

・GMFCSレベルⅢで「下肢筋力トレーニングに限定した理由」 

GMFCSレベルⅢ（歩行補助器を使って歩く） 

歩行補助器を用いた歩行というレベルになりますので、歩行に影響の大きい“下肢”に限定しま

した。 

・レベルⅡの「長距離歩行」 

GMFCSレベルⅡ（歩行補助器なしで歩く） 

長距離歩行とは、日常生活に必要な長い距離を歩く能力を目標に定めて段階的に養う訓練です。 

・レベル１の筋力トレーニングを「異常な筋緊張を示す箇所に限定した理由」 

GMFCSレベルⅠ（四肢麻痺や対麻痺を伴うもの）（制限なしに歩く） 

片麻痺であれば麻痺側の上下肢、両麻痺であれば両下肢がリハビリテーションの対象となるため、

リハビリテーションを行う部位として記載しました。 

 

下記につきましては、研究対象者の社会復帰支援としてできうることという観点から記載してお

りましたが、高知大学医学部附属病院では実施していませんので、削除させていただきます。 

 「GMFCS レベルを踏まえ年齢や患者背景を含む全体像に応じて、園・保育園及び学校などの施設

に日常生活での QOL 向上のために必要な取り組みについて、紹介先施設に情報還元を行っていま

す。」 
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④ 自家臍帯血由来有核細胞輸血中、輸血後の安静期間 

 

「高知大学医学部附属病院輸血療法マニュアル」は厚生労働省が作成している『血液製剤の使用

指針』、『輸血療法の実施に関する指針』及び日本赤十字社が作成している『輸血用血液製剤取り

扱いマニュアル』を参考に作成しています。 

これらの指針等には、輸血後の安静についての記載がなく、輸血後は副作用の観察に注意するよ

う明記されているのみです。よって、副作用の発生に注意すれば輸血後も特別な制限を行わなく

とも差支えないと考えています。 

また、日本赤十字社が作成している「血液製剤の使用指針-新生児・小児に対する輸血療法」

(htts:www.jrc.or.jp>pdf>yuketsuj>1805_160)では、血液製剤を輸血する場合には 1回の輸血量は

10～20mL/kg とし、輸血速度は最大 2mL/kg/時間、血液バッグ開封後は 6 時間以内で輸血を完了す

ることとされています。 

本研究では、対象児の体重は 12～40kg と想定しております。臍帯血由来細胞を生理食塩水で希釈

しますので輸液量は全量で 100mL です。うち臍帯血由来細胞は約 24ml で、最も体重が少ない 12ｋ

g の患児の場合であっても 1 時間～2 時間程度で、輸血することで臍帯血由来細胞の輸血速度は

2mL/kg/時間におさまります。 

輸血時間は最大 2 時間です。安静制限はありませんが、15 分毎のバイタルサイン測定と副作用の

観察のため、ベッド上で過ごしていただきます。 

Duke 大学の Sun ら及び Cotten らの脳性麻痺など神経障害に対する臍帯血幹細胞輸血の安全性及び

有効性の臨床報告※においても輸血時間は最大 2時間で輸血中の安静制限はなく、バイタルサイン

測定のみが行われていますが、発達・運動への影響を疑わせるような検査結果の推移はみられて

おりません。 

また、高知大学医学部附属病院で実施した 3 件の先行研究においても合計 12 例の症例に同様の方

法で臍帯血輸血を実施していますが全例輸血約 1週間後の発達・運動への影響を疑わせるような検

査結果の推移はみられておりません。 

※研究実施計画書 21. 参考文献  

11) Sun JM, Song AW, Case L, Mikati MA, Gustafson KE, Simmons R, Goldstein R, Petry J, 

McLaughlin C, Waters-Pick B, Chen LW, Wease S, Blackwell B, Worley G, Troy J, Kurtzberg 

J. Effect of autologous cord blood infusion on motor function and brain connectivity in 

young children with cerebral palsy: A randomized, placebo-controlled trial. Stem Cell 

Transl Med 6: 2071-2078, 2017 

13）Cotten CM, Murtha AP, Goldberg RN, Grotegut CA, Smith PB, Goldstein RF, Fisher KA, 

Gustafson KE, Waters-Pick B, Swamy GK, Rattray B, Tan S, Kurtzberg J. Feasibility of 

autologous cord blood cells for infants with hypoxic-ischemic encephalopathy. J Pediatr 

164; 973-979, 2014. 
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⑤ 発達・運動検査の評価（実施者の職種、評価実施者の選定方法、評価の質の担保の方策

等） 

 

運動検査・発達検査とも対象者の医療にかかわっていない理学療法士・臨床心理士により評価を

行います。 

 

研究対象者に対する輸血前後の運動障害に対するリハビリテーションは、それぞれのかかりつけ

医のもとで行っており、高知大学医学部附属病院では実施しません。発達遅滞・知的障害へのリ

ハビリテーションも、各研究対象者の障害度に応じて、かかりつけ医が内容を決定し、実施しま

す。 

臨床研究期間中に実施する運動障害(粗大運動能力尺度)及び発達遅滞・知的障害（5 歳未満：新版

K式発達検査（2020年版）、原則5歳以上:WISC-Ⅳ知能検査（不能の場合は新版K式発達検査（2020

年版））と評価は、高知大学医学部附属病院に入院し、小児リハビリテーション専門の理学療法士

と臨床心理士が行います。 

いずれも日常のリハビリテーションを実施している担当者以外の者が、検査と評価をすることと

なり、客観性が保たれています。 

 

⑥ 臨床研究期間中のリハビリテーション（特に継続を前提としている旨）に係る内容 

 

研究対象者に対する輸血前後の運動障害に対するリハビリテーションは、それぞれのかかりつけ

医のもとで行っており、高知大学医学部附属病院では実施しません。発達遅滞・知的障害へのリ

ハビリテーションも、各研究対象者の障害度に応じて、かかりつけ医が内容を決定し、実施しま

す。 

臍帯血由来細胞輸血の有効性・安全性を評価するにあたり、臍帯血由来細胞輸血以外の要因の影

響を最小限とするため、臨床研究期間中(輸血前 6 か月間と輸血後 1 年間は、リハビリテーション

の内容（質、強度)を変更せず、継続していただくよう依頼します。 

リハビリテーションの質: 患者の状態に合わせた個別のプログラム内容や、専門職による丁寧な

指導、安全への配慮などを指します。 

リハビリテーションの強度: 運動の負荷、時間、頻度を指します。 
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⑦ 自家臍帯血由来有核細胞輸血後にリハビリテーション治療計画の変更（訓練内容・量の見

直し）が求められる状況が生じた場合の対応 

 

臨床研究期間中(輸血前 6 か月間と輸血後 12 か月間)はリハビリテーションの内容変更は行わない

こととしていますが、研究対象者の粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベルに変更が生じた場

合は、内容を変更することがあります。本研究はランダム化比較試験（RCT）でないため、もしリ

ハビリテーションの内容に変更が生じた場合は、当該症例は中止します。 

かかりつけ医は各研究対象者につき１医療機関とし、当該医療機関と連携してリハビリーション

を行う医療機関があってもかかりつけ医がとりまとめて、3 か月に 1 回程度の頻度で、実施してい

るリハビリテーション等についての情報提供を依頼します。 

以上については、研究計画書に追記しました。 

また、かかりつけ医への情報提供の依頼文書を新たに作成しましたので、参考に提出します。 

 

⑧ 先進医療実施届出書様式第９号「先進医療を実施可能とする保険医療機関の要件として考

えられるもの」における、リハビリテーションに係る要件 

（要件にリハビリテーション科医師、作業療法士、言語聴覚士、ソーシャルワーカー、義肢装

具士等の他職種が含まれてない理由） 

 

義肢装具士は、医療機関に属さず、民間の義肢装具制作施設に所属し、契約している医療機関に

出向いて業務を行います。 

また、研究対象者は、先進医療を実施する保険医療機関以外のかかりつけ医を受診しており、公

的サービス等の紹介や制度の説明は、かかりつけ医のソーシャルワーカーから受けています。 

そのため、先進医療を実施可能とする保険医療機関の要件として、義肢装具士及びソーシャルワ

ーカーの雇用が必須とは考えておりません。 

 

⑨ GMFCS Level が向上した場合補装具の変更が想定されますが、機能の変化により補装具等

の調整や適合判定をする体制、その際の社会調整の体制 

 

研究対象者の補装具の申請に係る意見書の作成等もかかりつけ医が行います。 

本研究を行うにあたり関連学会等との調整は行っていません。 

本研究は、高知大学医学部附属病院単独の研究であり、協力医療機関はありません。 

研究対象者に対する輸血前後の運動障害に対するリハビリテーションは、それぞれのかかりつけ

医のもとで行い、高知大学医学部附属病院では実施しません。発達遅滞・知的障害へのリハビリ

テーションは、各研究対象者の障害度に応じて、かかりつけ医が内容を決定し、実施します。こ

のリハビリテーションの内容は、紹介状によりかかりつけ医から高知大学医学部附属病院に情報

提供されますが、各かかりつけ医が定めた内容で差支えなく、高知大学医学部附属病院とリハビ

リテーションの内容を調整することはありません。研究対象者の補装具の申請に係る意見書の作

成等もかかりつけ医で行います。 

よって、下記の回答は削除いたします。 
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「補装具等の変更は、基本的にはリハビリを担当している理学療法士の評価に基づき、多くは県

が定めた補装具判定医が行うものですので、GMFCS のレベルの変化だけで変更されるものではあり

ません。新たな補装具の申請や変更は上記の通りですが、装具を不要とする判断には公的機関が

関わることはなく、リハビリテーションに係る医師の指示となります。 

 補装具等の変更がなされた場合は、保護者を含め患児を取り囲む環境に関わる保育士あるいは

学校教諭へその使い方や注意点を指導することも必要であり、理学療法士が、医療機関から生活

の場に出向いて直接介入をすることもあります。」 

 

⑩ロードマップの先行臨床研究（「小児脳性麻痺など脳障害に対する自家臍帯血単核球細胞輸

血」(jRCTb060190039)、「小児脳性麻痺など脳障害に対する同胞間臍帯血有核細胞輸血」

(jRCTa060200018)）における、リハビリテーションの内容について、ご教示ください。 

・リハビリテーションの内容(質、強度、量、時間、かかりつけ医)の具体や、かかりつけ医か

らの情報収集の方法について、ご説明してください。 

・リハビリテーションの変更を判断するために、研究計画で設定していた基準について、ご説

明してください。 

 

先行研究において、研究計画上は、リハビリテーションの変更基準について設定しておりません

でした。先行研究においては、リハビリテーションの内容決定及び変更についてはかかりつけ医

の判断によるとしたためです。 

ただし、研究対象者の評価項目の改善が、臍帯血輸血ではなくリハビリテーションによるものと

判断されないように、臨床研究期間中(投与前後、観察期間を含む)のリハビリテーションの内容

は変更しないことを研究対象者のご家族とかかりつけ医に説明しておりました。かかりつけ医で

行うリハビリテーションの内容についてはかかりつけ医からの紹介状や、リハビリテーション担

当者間の情報共有で把握できる場合が大半でしたが、必須とはしておりませんでした。 

 

⑪「本研究に参加された時点からリハビリテーションを受けられる内容(質、強度)は、本研究

期間中は変更されないこと。リハビリテーション内容に係り、かかりつけの主治医からの情報

収集は 3 か月程度おきに実施することとする」具体的な方法が、かかりつけ医への協力依頼文

書に記載されております。 

・かかりつけ医、かかりつけ医への協力依頼文書の位置付け、協力依頼の方法等が、研究実施

計画書には規定されておりませんでしたので、ご確認してください。 

 

研究実施計画書を修正しました。 

6.5.研究のデザイン 自己対照試験 リハビリテーションについての注釈に実施責任者からかか

りつけ医にリハビリテーションに係る情報は診療情報提供書（リハビリテーション実施計画書を

含む。）をもって 3か月程度おきに提供することを依頼することを追記しました。 

以上 
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先進医療会議からの指摘事項に対する回答２ 

 

先進医療技術名： 

脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

 

令和 8年１月 27日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院・藤枝幹也 

 

１．研究デザインの妥当性について、以下の点についてご説明、また申請書類を修正してくだ

さい。 

 

○本研究は、単群前後比較（非盲検、非無作為化、単施設、単群、自己対照試験）であ

るが、将来的な保険導入のための評価を行う先進医療として実施するにあたり、研究デザイ

ンとしての妥当性を、ご説明してください。 

 

○本疾患は年齢依存的に改善する可能性がある疾患であり(特に軽症から中等症)、成長効

果と訓練効果と介入効果の分離が困難である。 

運動障害等の評価項目の改善が、輸血の効果か、リハビリテーション単独の効果か、自然

経過なのか、区別可能であるとする理由について科学的根拠に基づいてご説明してくださ

い。 

 

○輸血実施前後 6 か月間という評価期間設定の合理性について、ご説明して下さい。６か月

が plateau phaseなのか、患者の発達段階による変動補正の必要性はあるか、等詳細に説明

して下さい。 

 

○本研究はリハビリテーションをかかりつけ医が実施する前提であるが、訓練内容の標準化

がなされておらず、リハビリテーションの強度の管理、訓練頻度の記録方式、中断の定義が

不明瞭です。科学的根拠に基づいて、設定してください。 

 

○アウトカムの選択が GMFM のみでは不十分です。QOL、ADL、合併率(装具・転倒など)の

評価が欠如しています。 

特に脳性麻痺領域では ICF モデルが一般的評価枠組みであり、ICF モデルに基づいた評

価指標の言及がない点が強く懸念されますので、科学的根拠に基づいて、設定してください。 
 

 

【回答】 

 

①先進医療として実施する研究デザインとしての妥当性 

 

脳性麻痺例は年間約 2000-3000 例と報告されており、そのうち GMFCS レベル II-III 例は 800-1200 例に

なります。しかしながら、細胞バンクに自身の臍帯血由来細胞を保存している症例は年間極めて限られて
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おり、GMFCS レベル II-III では約 2 例にとどまっております。また、脳性麻痺患者への臍帯血細胞輸血の

経験のある施設は現時点では当施設のみであることにより、症例の集積が大変困難です。 

また背景因子のバラつきを抑えるために選択基準を設定して絞りこんではいますが、年齢や障害度など

に一定の幅が存在することは避けられません。年齢や障害度などの違いがある症例に対し少数症例にお

いてランダム化を行っても、各群間の背景因子の均衡を十分に確保することは困難であり、結局バラつき

が大きくランダム化による統計学的・臨床的メリットが十分に得られない可能性が高いと考えられます。 

さらに、コントロール群にプラセボとして血液製剤や保存液を投与することは、侵襲を伴う医療行為である

点を踏まえると倫理的に問題があると考えられるため、単群・自己対照による前後比較試験のデザインを

採用せざるを得ません。 

今回の研究では、本研究は、先進医療として将来的な保険導入を見据え、日本人脳性麻痺患者における

年齢や障害度別での臍帯血由来細胞輸血による有効性に関する基礎データを蓄積することを主目的とし

ております。実現可能性および倫理性を鑑みて今回のデザインを採用しました。今回の研究を踏まえて、

今後は多施設共同研究への展開を視野に入れ、より高次のエビデンス構築を目指していく計画でござい

ます。 

 

②運動障害等の評価項目の改善原因を輸血の効果、リハビリテーション単独の効果、自然経過に区別

可能とする理由 

③輸血実施前後 6か月間という評価期間設定の合理性 

 

②、③は合わせて回答いたします。 

Russell らの GMFCSレベルによるリハビリテーション単独による GMFM-66改善度は、GMFCSレベル I か

ら IIIの場合、１歳以上７歳未満では、１年間において前 6か月間と後 6か月間で改善度(スコア値の差)は

変化がないこと、また 7 歳以上は plateau phase になることを報告しています（Russell et al. Gross Motor 

Function Measure(GMFM-66 ＆GMFM-88) 3rd Ed, London. Mac Keith Press 2025）。 

また Kangらは脳性麻痺患者に臍帯血由来細胞を投与したときに投与 6か月後に最も運動機能の改善が

認められたと報告しています（Kang et al. Stem Cell Development 24: 2015）。 

これらの研究から、輸血実施前後 6か月間という評価期間設定が合理的であること、また輸血前後のリハ

ビリテーションの内容は変化させず、輸血前６か月間の GMFM スコア改善度を輸血後６か月間の GMFM

スコア改善度より引くことで、輸血の効果に関しては単独で分離することが可能であると考えました。 

患者の発達段階による変動補正の必要性に関しては、前述のとおり年齢や障害度別での臍帯血由来細

胞輸血による改善度の日本人でのデータを重ねるため、個々の症例ごとの改善度の評価を設定していま

す(これにより個々のリハビリテーション内容の違いによる影響も検討することが可能と考えます)。今回の

研究によって、変動補正についても参考となるデータが得られると考えています。 
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④リハビリテーションの強度の管理、訓練頻度の記録方式、中断の定義 

 

本研究においては、臍帯血輸血の効果評価に際し、並行して実施されるリハビリテーションが交絡因子と

なり得る点について、研究計画段階より認識しております。一方、対象は希少疾患児であり、発達段階や

障害特性に応じた個別化リハビリテーションが日常診療として不可欠であること、また施設間でのマンパ

ワーや利用可能な資源に差異があることから、訓練内容（種目）そのものを一律に標準化することは、現

実的にも倫理的にも適切ではないと判断いたしました。そこで本研究では、リハビリテーション内容の画一

化ではなく、介入期間を通じたリハビリテーション強度（頻度・実施時間・実施形式）の一貫性を担保し、個

人内変動を最小化することを基本方針としました。具体的には、新たな研究専用書式を作成することによ

る現場負担や診療行為への影響を最小限とするため、各症例において日常診療で既に用いられている

「リハビリテーション計画書」を活用することを考えました。当該計画書に記載されている実施頻度、1 回あ

たりの実施時間、実施期間、訓練内容の概要等の情報を用いて、介入前後におけるリハビリテーション条

件を把握します。研究期間中は、計画書に基づく頻度および実施時間が変動しないよう運用し、やむを得

ず変更が生じた場合には、その理由を計画書内に明示することで、後方視的な確認および解析が可能な

形で管理します。リハビリテーションの中断については、リハビリテーション計画書上で予定されていた実

施が、医学的または社会的理由等により実施できなかった場合と定義し、その旨および理由を記載します。

中断や変更が生じた期間については、解析時に考慮することといたします。前述いたしましたとおり、本研

究は、対照群設定が困難な希少疾患を対象とするため、各症例を自己対照とし、介入前後の観察期間を

比較する研究デザインとしております。このような条件下においては、交絡因子を完全に排除することを目

的とするのではなく、同一症例内でのリハビリテーション条件の一貫性を担保し、変動を定量的に把握し

た上で評価することが、実行可能性および科学的妥当性の両面から合理的であると考えます。 

 

⑤アウトカムの選択 

 

本研究では、脳性麻痺領域における評価枠組みとして ICF モデルを念頭に置き、介入による変化のうち、

主として「活動（Activity）」レベルにおける粗大運動機能の変化を評価対象としております。GMFM は、当

該領域において妥当性・信頼性が確立された指標であり、研究の目的に合致する主要評価項目として設

定いたしました。一方、QOL、ADL、合併症（転倒、装具使用等）は、ICF における「参加（Participation）」や

環境因子と強く関連する重要な指標であることは認識しております。しかし、これらの指標は短期間の介

入による変化を直接的に反映しにくい点、評価者および対象者（家族）への負担が大きい点から、本研究

の主要評価項目には含めておりません。本研究は希少疾患を対象とした探索的研究であり、対照群設定

が困難な条件下で、各症例を自己対照として介入前後を比較するデザインを採用しております。そのため、

本研究では評価対象を ICF モデル上の「活動」レベルに限定し、変化検出感度および実行可能性を重視

した評価設計といたしました。なお、QOL や ADL を含むより広範な ICF 領域の評価については、今後、症

例集積が進んだ段階での検討課題と位置づけております。 
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２．研究に用いる細胞は、細胞バンクにて保存されている自家臍帯血由来有核細胞である

が、民間バンクと特定細胞加工物製造委託契約を締結する計画である。民間バンク由来の

臍帯血の品質管理の標準化・安全性保証・トレーサビリティ・適合性の面等で懸念があるが、

以下の点について、ご説明して下さい。 

 

○凍結前後の細胞数、本来造血細胞移植の領域では必須のパラメーターである CD34 細胞

数、生細胞率等が不明瞭ですので、ご説明してください。 

 

○公的バンクで尊守されている細胞製剤としての国際規格（NetCord-FACT International 

Standards for Cord Blood Collection, Banking, and Release や AABB Standards for Cellular 

Therapy Services）との整合性について、ご説明してください。 

【回答】 

 

①自家臍帯血由来有核細胞の凍結前後の検査について 

 

該当の民間バンクでは、凍結前後で以下の検査が実施されます。なお、該当の民間バンクは、後

述の国際規格 AABB Standards for Cellular Therapy Services のライセンスを有しており、その基準に準じ

た検査が行われています。 

凍結前     ：総有核細胞数、CD34陽性細胞数、細胞生存率、有核赤血球数 

凍結後（解凍時）：総有核細胞数、CD34陽性細胞数、細胞生存率 

        （再生医療等提供医療機関で実施） 

 

②関連法規や国際規格との整合について 

 

国際規格（NetCord-FACT International Standards for Cord Blood Collection, Banking, and Release や

AABB Standards for Cellular Therapy Services）や、日本の臍帯血バンクが準拠する法律・ガイドラインに

ついて、以下の表１～３の通り、情報を整理しました。 

表１．日本の臍帯血バンクに関わる関連法規と国際規格の関係 

表２．各ガイドラインのコンテンツ（抜粋） 

表３．各ガイドラインにおける臍帯血評価パラメーター 

 

そして、本研究で使用する自家臍帯血由来有核細胞を製造・保管している民間バンクは、AABBの認証施

設であり、一定水準の品質マネジメントシステムで運営されており、自家臍帯血由来有核細胞は、標準的

な品質管理下にあると判断しました。実際にこれまでの臨床研究において使用した臍帯血有核細胞の品

質には問題ありませんでした。 

また、該当バンクの品質パラメーターについて、各ガイドラインと照らし、同等の品質評価がなされている

ことを確認しております。（基準値は、再生医療又は造血幹細胞移植のどちらを目的とするか、そして、非

血縁者利用目的かどうかによって異なる考えを取る必要があります。） 
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表１．日本の臍帯血バンクに関わる関連法規と国際規格の関係 

  主な目的 法規 義務的基準 
日本において 

選択的に採用できる基準 

民間 

臍帯血バ

ンク 

再生医療 

 

[対象] 

自家 

血縁者 

特定細胞加工物の場合  

AABB Standards 

 

(2025/7/1発行 

12th) 

 

 

日本では民間バ

ンクが AABB認

証を取得してお

り、公的バンクは

取得していない。 

 

NetCord-FACT 

 

(2024/11/30発効 

8th ver.8.2) 

 

 

日本では公的・民

間バンク共に

FACT認証は取得

していない。 

再生医療等の安

全性の確保等に

関する法律 

認定再生医療等

委員会の意見を

踏まえた再生医

療等提供計画で

定めた基準 

再生医療等製品の場合 

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 

GCTP省令 

公的 

臍帯血バ

ンク 

造血幹細

胞移植 

 

[対象] 

非血縁者  

移植に用いる造

血幹細胞の適切

な提供の推進に

関する法律 

移植に用いる臍

帯血の品質の確

保のための基準

に関する省令の

運用に関する指

針 

AABB Standards: AABB Standards for Cellular Therapy Services 

NetCord-FACT: NetCord-FACT International Standards for CORD BLOOD Collection, Banking, and 

Release for Administration 

 

表２．各ガイドラインのコンテンツ（抜粋） 

移植に用いる臍帯血の品質

の確保のための基準に関す

る省令の運用に関する指針 

AABB Standards for Cellular 

Therapy Services 12th Edition  

NetCord-FACT International Standards 

for CORD BLOOD Collection, Banking, 

and Release for Administration 8th 

Edition 

第一条（定義） 

第二条（調製・保存部門及び 

品質管理部門） 

第三条（管理監督技術者） 

第四条（職員） 

第五条（臍帯血の採取を行う 

場所） 

第六条（臍帯血の提供者の 

保護） 

第七条（臍帯血の採取に関 

する標準作業手順書） 

第八条（調製等を実施するた 

めの設備） 

第九条（作業区域） 

第十条（臍帯血の凍結方法） 

第十一条（調製した臍帯血の 

保存） 

1. Organization 

2. Resources 

3. Equipment 

4. Suppliers and Customers 

5. Process Control  

PROCUREMENT    

ACTIVITIES  

PROCESSING ACTIVITIES  

CLINICAL ACTIVITIES 

6. Documents and Records 

7. Deviations,   

Nonconformances, and 

Adverse Events 

8. Internal and External  

Assessments 

9. Process Improvement 

10. Facilities and Safety 

B1: General Requirements 

B2: Quality Management 

B3: Policies and Standard Operating  

Procedures 

B4: Facilities and Safety 

B5: Cord Blood Bank Operations 

B6: Coding and Labeling of Cord Blood  

Units 

B7: Equipment 

B8: Supplies and Reagents 

B9: Inventory Management 

B10: Inventory Transfer  

B11: Documents and Records  

B12: Interruption of Operations at  

Established Sites 

C1: General Requirements  

C2: Cord Blood Collection Personnel  
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第十二条（検体の採取等） 

第十三条（安全性その他の 

品質の確保のため 

の措置） 

第十三条の二（臍帯血供給 

事業者の委託によ 

り行う業務） 

第十三条の三（移植に用いる 

臍帯血の引渡しを 

行う場合の確認） 

第十四条（調製・保存の手順 

等からの逸脱等の 

報告） 

第十五条（情報の添付） 

第十六条（臍帯血供給業務 

に関する記録） 

第十七条（情報管理体制の 

構築） 

第十八条（記録の廃棄） 

第十九条（臍帯血の調製等 

に関する標準作業 

手順書） 

Requirements  

C3: Policies and Standard Operating  

Procedures 

C4: Informed Consent 

C5: Maternal and Infant Donor Evaluation 

C6: Cord Blood Collection 

C7: Transportation and Shipping of  

Unmanipulated Cord Blood Units  

Between the Cord Blood Collection  

Site and the Cord Blood Processing  

Facility  

D1: General Requirements 

D2: Cord Blood Processing Facility  

Personnel Requirements 

D3: Policies and Standard Operating  

Procedures 

D4: Cord Blood Processing 

D5: Samples 

D6: Cryopreservation 

D7: Conditions for Storage  

D8: Monitoring and Alarm Systems 

D9: Disposition 

D10: Cord Blood Unit Testing  

D11: Maternal Testing 
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表３．各ガイドラインにおける臍帯血評価パラメーター 

各基準 AABB Standards NetCord-FACT 

移植に用いる臍帯血
の品質の確保のため
の基準に関する省令
の運用に関する指針 

該当民間バンク 
株式会社ステムセル研

究所 
（AABB 認証施設） 

基準の範囲 自家／非血縁／血縁 自家／非血縁／血縁 非血縁者 自家／血縁者 

評価パラメーター 

 
処理後 
検査 
（凍結前） 

総有核細胞数 
(TNC) 

実施すること 実施すること 
非血縁 5E08 個以上 
血縁 カウント済 

実施すること 
 基準：12E08 個以上 

実施すること 
 基準：1E08 個以上 

TNC 回収率 
（処理の前と後） 

実施規定なし 実施すること 
 基準：60％以上 

実施すること 実施すること 
 基準：値は設けていな
い（提供計画に準ずる） 

細胞生存率 

実施すること 
（総有核細胞 and/or 
CD45 細胞の生存率） 

実施すること 
TNC 生存率 
 非血縁：85％以上 
 血縁：70％以上 

実施すること 実施すること 
CD45 生存率 
基準：値は設けていな
いが目安 50％以上 

CD34(+)細胞数 

実施すること 実施すること 
 非血縁：1.25E06 個以上 
 血縁：記載なし 

実施すること  実施すること 
基準：目安 1E05 個以
上 

CD34(+)生存率 

実施規定なし 実施規定なし 実施すること 
 基準：記載なし 

実施すること 
 基準：値は設けていな
い（提供計画に準ずる） 

有核赤血球数 

実施すること 実施すること 実施すること 実施すること 
 基準：値は設けていな
い（提供計画に準ずる） 

CD34(+)細胞 
活性検査 

実施規定なし 実施規定なし 実施すること 実施規定なし 

無菌性検査 
実施すること 
 基準：陰性であること 

実施すること 
 基準：陰性であること 

実施すること 
 陰性であること 

実施すること 
 陰性であること 

HLA 
実施すること 
 非血縁：実施 
 自家：実施規定なし 

実施すること 
非血縁：実施 
自家：実施規定なし 

実施すること 
 （保存前） 

実施規定なし 

使用時 
検査 
（出荷前） 

TNC 生存率 実施規定なし 実施すること 実施すること 
実施すること 
（提供計画に準じ適宜） 

TNC 回収率 
（凍結の前と後） 

実施規定なし 実施規定なし 実施すること 実施規定なし 

CD34(+)細胞 
生存率 

実施規定なし 
実施すること 
 非血縁：70%以上 
 血縁：記載なし 

実施すること 
実施すること 
（提供計画に準じ適宜） 

CD34(+)細胞 
回収率 
（凍結の前と後） 

実施規定なし 実施規定なし 実施すること 実施規定なし 

CD34(+)細胞 
活性検査 

実施すること 
（造血幹細胞移植時） 

実施すること 実施すること 

実施すること 
（造血幹細胞移植時） 
 基準：目安コロニー形
成細胞 1E04 個以上 

無菌性検査 実施規定なし 実施規定なし 実施規定なし 
実施すること 
（提供計画に準じ適宜） 

HLA 
実施 
 非血縁利用：実施 
 自家：実施 

実施 
 非血縁利用：実施 
 自家：実施 

実施すること 実施すること 
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参考資料 

・AABB Standards 12th 

・FACT Standards 8th 

・移植に用いる臍帯血の品質の確保のための基準に関する省令の運用に関する指針 

 

 

以上 
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令和７年 10月 １日 

 

「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血（整理番号B146）」の有効性・安全

性にかかる評価について 

 

先進医療技術審査部会 

座長 竹内 勤 

 

 高知大学医学部附属病院から申請のあった新規技術について、先進医療技術審査部

会で安全性・有効性について検討を行い、その結果を以下の通りとりまとめたので報

告いたします。 

 

１．申請医療機関からの申請に基づく先進医療の概要 

先進医療の名称：脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

適応症：脳性麻痺 

内容： 

（概要・先進性） 

脳性麻痺は、分娩 1000 例に対して２例発症するといわれている。治療法に関しては特

異的なものはないが、リハビリテーションが広く行われている。リハビリテーションは

運動機能維持を目的としており、運動機能の改善には限界がある。その他としてボツリ

ヌス療法やバクロフェン髄注療法がある。ボツリヌス療法の効果が持続するのは数か月

で、継続した治療が必要であり、バクロフェン髄注療法については、機器を埋め込み薬

剤の細やかな調節が必要である。機能低下を予防するために、侵襲的治療を必要とする

現状がある。 

研究者らは、2017年から、臨床研究「小児脳性麻痺など脳障害に対する自家臍帯血単

核球細胞輸血－細胞バンクで保管されている自家臍帯血単核球細胞を用いた輸血の安全

性研究－」を行った。輸血した６例全例で重篤な有害事象は認められず安全性に問題は

なかった。運動改善効果が観察されていること、運動効果改善の良い例では言語能力の

改善も観察されたこと、さらにこの運動改善効果が観察期間の３年間維持されることを

報告した。 

本研究では、脳性麻痺に対して自家臍帯血由来有核細胞輸血の有効性を明らかにする

ため運動障害を輸血実施前６か月間と輸血実施後６か月間の変化（スコアの差）で評価

することである。副次的に、運動障害、発達障害、頭部 MRI 画像について輸血実施前後

で比較を行い、前述との顆粒球を除く CD45陽性細胞数との相関について検討する。さら

に検討可能な症例で、頭部 MRI 画像において DTI 解析を加えることで脳内での変化の検

討を行う。また安全性の検討も副次的に行う。 

○主要評価項目： 

運動障害（粗大運動能力尺度：GMFM）の輸血実施前 6 か月間（1 回目入院時（前観察
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期間の初回検査）と 2 回目入院時（前観察期間の最終検査））の変化（スコアの差）と輸

血実施後 6か月間（2 回目入院時（前観察期間の最終検査））と輸血 6 か月後）の変化（ス

コアの差）を比較する。 

○副次評価項目： 

・有効性評価：輸血実施前（2回目入院時（前観察期間の最終検査））と輸血実施後（輸

血１週間後、6、12 か月後）の変化（スコアの差）を比較する。GMFM、発達遅滞・知的

障害（5歳未満:新版 K式発達検査（2020年版）、原則 5歳以上:WISC-IV知能検査（不能

の場合は新版 K式発達検査（2020年版）））及び頭部 MRI画像（但し、金属の埋め込み等

の理由で MRI撮像ができない症例のみ CT画像を代用する）の変化を比較する。 

前述 3項目、主要評価項目でのスコア変化（スコアの差）と顆粒球を除く CD45陽性細

胞数との関連性を評価する。 

・安全性評価：有害事象の有無、有害事象の種類、出現頻度及び時期 

○予定試験期間：先進医療告示適用日～2038年 5月 31日 

○目標症例数：12例 

 

（効果） 

第 1 相臨床試験(RCTｂ060190039)において、6 例の小児の脳性麻痺患者(1 歳から 6 

歳) に自家臍帯血細胞を単回輸血した。その結果、全例で輸血 1 年後の粗大運動能力試

験 (GMFM-66)スコアが輸血前よりも改善した。また、改善度は、年齢と障害度から予測

され る期待値以上であった。この改善は 3 年間保持されていた。ただし、重度障害例

ではその 改善度は低値であった。また GMFM-66 が著明に改善した 3 例では、新版 K 式

試験で言語 社会領域の改善も著しかった。これらの効果と投与細胞数の間に有意な相関

は 認 め ら れ な か っ た (Kikuchi H, et al. Brain & Development 2022. doi: 

org/10.1016/j.braindev. 2022.08.004)。 

 

（先進医療にかかる費用） 

本研究に係る入院等の保険適用となるもの、今後先進医療を見込む医療技術（原料臍 

帯血の採取～細胞調製～臍帯血細胞輸血～観察期間）に係る物品（血液バッグ、シリン 

ジ、注射針等）、試薬類（HES、生理食塩水、ヒト血清アルブミン等）の費用、本研究に

係る研究対象者側の交通費は、研究対象者側の負担とする。その他は当院が負担する。

なお、金額については先進医療となる医療技術の範囲の程度にもよるが、①保険適用 ３

割負担 908,316 円、②再生医療にかかる費用 722,432 円、③保管費用 100,000 円を想

定している。 

申請医療機関 高知大学医学部附属病院 

協力医療機関 なし 
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２．先進医療技術審査部会における審議概要 

【第１回目審議】 

(1)開催日時：令和７年１月 16日（木） 16:00～ 

（第 170 回 先進医療技術審査部会） 

 

(2)議事概要 

高知大学医学部附属病院から申請のあった新規医療技術について、申請書を基に、

有効性・安全性等に関する評価が行われた。 

審議の結果、当該技術を「継続審議」とし、構成員からの指摘について修正を行い、

再度、先進医療技術審査部会にて審議することとした。 

 

（本会議での評価結果） 

（別紙１）第 170 回 先進医療技術審査部会 資料３－１、３－２参照 

      ※当該会議の議事録も参照のこと。 

 

【第２回目審議】 

(1)開催日時：令和７年３月 13日（木） 16:00～ 

（第 173 回 先進医療技術審査部会） 

 

(2)議事概要 

高知大学医学部附属病院から申請のあった新規医療技術について、申請書を基に、

有効性・安全性等に関する評価が行われた。 

その結果、当該技術を「条件付き適」とし、本会議において指摘された条件が適切

に反映されたことが確認されれば、了承とし、先進医療会議に報告することとした。 

 

（本会議での評価結果） 

（別紙２）第 173回先進医療技術審査部会資料２－２，２－３参照 

 

（本会議での指摘事項及び回答） 

（別紙３）第 170回先進医療技術審査部会からの指摘事項回答参照 

 

３．先進医療技術審査部会での検討結果 

 高知大学医学部附属病院からの新規医療技術に関して、先進医療技術審査部会は、

主として有効性・安全性等にかかる観点から論点整理を進め、それらの結果を申請書

に適切に反映させ、その内容については全構成員が確認を行った。その結果、同意説

明に懸念があったものの、評価委員とのやり取りの中で妥当な修正がなされたとして、

当該新規技術の申請内容が先進医療として妥当であると判断した。 
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先進医療 B 実施計画等評価表（番号 B146） 

評価委員  主担当： 松山 

副担当： 掛江  副担当： 飛田  

 

先進医療の名称 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

申請医療機関 高知大学医学部附属病院 

医療技術の概要 

 

脳性麻痺は、分娩 1000 例に対して２例発症するといわれて

いる。治療法に関しては特異的なものはないが、リハビリテー

ションが広く行われている。リハビリテーションは運動機能維

持を目的としており、運動機能の改善には限界がある。その他

としてボツリヌス療法やバクロフェン髄注療法がある。ボツリ

ヌス療法の効果が持続するのは数か月で、継続した治療が必要

であり、バクロフェン髄注療法については、機器を埋め込み薬

剤の細やかな調節が必要である。機能低下を予防するために、

侵襲的治療を必要とする現状がある。 

研究者らは、2017年から、臨床研究「小児脳性麻痺など脳障

害に対する自家臍帯血単核球細胞輸血－細胞バンクで保管され

ている自家臍帯血単核球細胞を用いた輸血の安全性研究－」を

行った。輸血した６例全例で重篤な有害事象は認められず安全

性に問題はなかった。運動改善効果が観察されていること、運

動効果改善の良い例では言語能力の改善も観察されたこと、さ

らにこの運動改善効果が観察期間の３年間維持されることを報

告した。 

本研究では、脳性麻痺に対して自家臍帯血由来有核細胞輸血

の有効性を明らかにするため運動障害を輸血実施前６か月間と

輸血実施後６か月間の変化（スコアの差）で評価することであ

る。副次的に、運動障害、発達障害、頭部 MRI画像について輸

血実施前後で比較を行い、前述との顆粒球を除く CD45 陽性細

胞数との相関について検討する。さらに検討可能な症例で、頭

部 MRI画像において DTI解析を加えることで脳内での変化の検

討を行う。また安全性の検討も副次的に行う。 

○主要評価項目： 

運動障害（粗大運動能力尺度：GMFM）の輸血実施前 6か月間

（1 回目入院時（前観察期間の初回検査）と 2 回目入院時（前

観察期間の最終検査））の変化（スコアの差）と輸血実施後 6か

月間（2回目入院時（前観察期間の最終検査））と輸血 6か月後）

の変化（スコアの差）を比較する。 

○副次評価項目： 

・有効性評価：輸血実施前（2 回目入院時（前観察期間の最終

第170回先進医療技術審査部会
資料３－１

令和７年１月16日

（別紙１） 
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検査））と輸血実施後（輸血１週間後、6、12 か月後）の変化（ス

コアの差）を比較する。GMFM、発達遅滞・知的障害（5歳未満:

新版 K式発達検査（2020年版）、原則 5歳以上:WISC-IV知能検

査（不能の場合は新版 K式発達検査（2020年版）））及び頭部 MRI

画像（但し、金属の埋め込み等の理由で MRI 撮像ができない症

例のみ CT画像を代用する）の変化を比較する。 

前述 3項目、主要評価項目でのスコア変化（スコアの差）と

顆粒球を除く CD45陽性細胞数との関連性を評価する。 

・安全性評価：有害事象の有無、有害事象の種類、出現頻度及

び時期 

○予定試験期間：先進医療告示適用日～2038年 5月 31日 

○目標症例数：12例 
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【【実施体制の評価】 評価者： 松山 

１．実施責任医師等の体制 
適 ・ 不適  

２．実施医療機関の体制 
適 ・ 不適 

３．医療技術の有用性等 
適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

【倫理的観点からの評価】 評価者： 掛江 

４．同意に係る手続き、同意文書 適 ・ 不適  

５．補償内容 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

・説明文書については、概ね適切に説明されていると考えますが、以下の点につい

て気になりましたので、コメントさせて頂きます。 

①説明文書 16の費用負担の説明において、臍帯血の採取の費用が含まれています

が、当該技術は既に臍帯血を保存されている方を対象としている計画であるはず

ですので、現状に合わせて整理し、記載を修正頂くべきではないかと考えます。 

②説明文書 18の研究の資金（企業との関わり）については、当該臨床研究にかか

る費用は患者負担であることが書かれていますが、この項目は研究者と利益相反

関係にあるとされるような研究資金が企業等から提供されていないかどうかを説

明する項目ではないでしょうか。 

③同意書について、囲みの中のチェック項目が説明文書の小見出しと対応してお

らず、説明文書を照らし合わせながらチェックすることが難しいものになってい

ます。また、これらのチェックボックスのすべてにチェックを入れて頂く必要があ

ることも明記されていません。 

④同意撤回書において、チェック項目の 1つ目は確認事項で、2つ目は選択（意思

表示）事項となっており、1つ目にはチェックが入っている必要があるが、2つ目

には選択する場合のみチェックを入れれば良いものとなっていると思います。こ

のように意味の異なるチェックボックスが並存しているために署名する側からは

非常に分かりにくい印象があります。同意撤回書を受取る研究者の方も、どこにチ

ェックが入っていなければ不備であるのかが分かりにくい様式となっているのは

問題ではないでしょうか。 

・補償については、死亡および重度障害（2級以上）以外の場合は補償はなく、必

要な検査や治療の費用は患者負担であることが説明されていることを確認しまし

た。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 
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・上記の事項について、部会で修正すべきとご判断頂いた事項を修正頂ければ適

とさせて頂きたいと考えます。 

 

【試験実施計画書等の評価】 評価者： 飛田 

６．期待される適応症、効能及び効果 適 ・ 不適  

７．予測される安全性情報 適 ・ 不適  

８．被験者の適格基準及び選定方法 適 ・ 不適  

９．治療計画の内容 適 ・ 不適  

１０．有効性及び安全性の評価方法 適 ・ 不適  

１１．モニタリング体制及び実施方法 適 ・ 不適  

１２．被験者等に対して重大な事態が生じた場合の 

対処方法 

適 ・ 不適  

１３．試験に係る記録の取扱い及び管理・保存方法 適 ・ 不適  

１４．患者負担の内容 適 ・ 不適  

１５．起こりうる利害の衝突及び研究者等の関連組織

との関わり 

適 ・ 不適  

１６．個人情報保護の方法 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

細胞バンクに自家臍帯血細胞を保管している小児脳性麻痺患者 12例を対象とし

た単施設単群試験が計画されています。 

有効性の主要評価項目である臍帯血細胞輸血前後（各 6 か月間）での粗大運動

能力尺度 GMFM-88 総合点の変化については、年齢や障害度などによりバラツキが

大きい指標であるが、少数例の先行研究等から有効性に関する閾値や判断基準の

設定は困難であり、輸血前後 6 か月間での変化量の差及び個人内推移での評価を

行うとされている。この点については、一定の理解はできますが、仮に結果として

統計学的な有意差が示されたとしても、それが臨床的に意味のある差であるかと

は限りませんので、結果の解釈・報告については十分に注意が必要と考えます。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

  

 

 

 

 

【１～１６の総評】 

総合評価 適   ※条件付き適   継続審議   不適 
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予定症例数 12例 予定試験期間 
先進医療告示適用日～

2038年 5月 31日 

実施条件：下記コメントを参照のこと。  

 

コメント欄（不適とした場合は、その理由を必ず記載ください。） 

（修正すれば適となる場合は、修正内容を記載ください。） 

 有効性の主要評価項目に関し、結果として統計学的な有意差が示されたとして

も、それが臨床的に意味のある差であるか不明であり、結果の解釈・報告について

は十分に注意が必要と考えられます。また、単施設研究でもあることから、本研究

終了後には、多施設研究も検討してください。 

※整理番号 146の技術の評価について、条件付き適と記載されているものの部会での

審議を経て継続審議と評価が変更された。 
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先進医療審査の事前照会事項に対する回答１ 

 

先進医療技術名： 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

2024年 12 月 11日 

所属・氏名： 高知大学医学部附属病院 

藤枝 幹也 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１．別紙１様式第１－１号の「被検者等への同意」に誤字があります。意志→意思へ修正してください。 

その他、いくつかの文書において、「調製」とすべきところ、「調整」との誤字が多数あります。修正・記

載整備をお願いいたします。 

【回答】修正しました。併せて、研究実施責任者 藤枝幹也の所属・役職、研究分担者の永井立平の役

職、症例検討員会委員 1名の交代（横山彰仁（呼吸器・アレルギー内科教授）→藤本新平（内分泌代謝・

腎臓内科教授））を修正しました。 

 

２．出荷時の無菌検査で、輸血後に判定が出るというのは望ましくないため修正をお願いいたします。

迅速無菌検査を行われている場合、その適切性も評価する必要があります。 

【回答】出庫時の無菌検査は、凍結バックにつながるルートに作成したセグメント内のものを用いて行い

ます。凍結バックとセグメントの中にあるものは同じものであり、また、凍結バックとセグメントは同じケー

スに入れて、液体窒素にて出庫まで保管しています。これをもって無菌検査を行い、輸血前に結果が判

明します。そのため、迅速無菌検査は実施しておりません。 

 

３．保管において、検体取り違防止策についてご教授ください。（ステムセルの 10 例、残り 2 例を別建

てで） 

【回答】保管において、ステムセル研究所では、製造管理基準書「原料または特定細胞加工物の同一性

（ドナー情報と原料または特定細胞加工物）を確保するために、取り違えが起こり得る工程においては照

合作業をする。バーコード等の機械認識が望ましいが、機械認識による照合が困難な場合、その工程

の重要度に応じ、ダブルチェックの実施を検討する。」に従って実施されております。 

本院では、同時に異なるドナー由来の細胞等は取り扱わず、識別ラベル等を用いて取り間違え防止に

努めています（製造管理基準書）。具体的には、検体の識別コード割り付けに関する手順書、特定細胞

第170回先進医療技術審査部会
資料３－２

令和７年１月16日
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加工物等の受領に関する手順書、出庫に関する手順書に従って実施しており、搬送者と受領実施者、

出庫実施者（研究分担者の輸血・細胞治療部）とその他医療従事者（研究実施責任者を含む。）でダブ

ルチェックをすることにより、取り違え防止対策を行っております。 

 

４．マイコプラズマ否定試験を行われていない場合、それを不要であると考えた根拠をご教授くださ

い。 

【回答】マイコプラズマは、主に気道に感染・増殖するため、胎盤を介して胎児に感染することはないと言

われております。厚生科学審議会 疾病対策本部会 造血幹細胞移植委員会（第 60 回） 令和 6 年 2

月 29 日に示された「移植に用いる臍帯血の品質の確保のための基準に関する症例の運用に関する指

針（ガイドライン）」6-7 頁、各種感染症の検査項目においても、マイコプラズマ否定試験の必要性は記載

されていないため、不要と考えました。 

 

５．別紙１様式第３号「１１．患者負担について」について 

「保管費用 100,000 円」も費用に加算するという記載があるが、過去に保存した場合、その調製費用・

保管費用・感染症付随費用を先進医療の対象とすることはできないため、修正をお願いします。 

【回答】以下を追記しました。 

細胞バンクに保存した場合は、先進医療の対象とならないため調製費用・保管費用・感染症付随費用は

研究対象者の負担にはならない。 

 

６．別紙１様式第３号「１６．社会的妥当性（社会的倫理的問題等）」について 

臍帯血採取・保管の部分に対する記載（prospective のもののみ先進医療として審議できます）と、投

与の記載を分けてご記載ください。 

臍帯血投与後の同意撤回について、どのように対応するかご記載ください。 

【回答】以下を追記しました。 

採取と保管： 

本研究の実施期間中に高知大学医学部附属病院で出産する妊婦において出生児に脳性麻痺が予

測される母親や親権者に本研究への参加希望がある場合、予め、児の特定細胞加工物を保管するた

めの保管登録を行う。 

保管登録の際の説明は、実施責任者、研究分担者（医師）、当院 CRCの 3名以上のチームで行う。

母親や親権者の感情や葛藤にそれぞれの立場やスキルから寄り添い、気軽に質問ができるよう配慮

を行う。説明から承諾、代諾にいたる経緯は詳細に記録に残す。 

登録と投与： 

（以下、既記載の「本研究では」に続きます。） 
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投与後の同意撤回 

３．同意拒否と同意撤回 

研究の参加は研究対象者の自由意思によるものであり、研究に参加しない場合でもいかなる不利益も

受けないこと。また、一旦同意をした後に、「投与後」や研究の終了後であっても同意の撤回は自由で

あり、同様に研究対象者はいかなる不利益も受けない。 “投与後”を追加しました。 

 

７．様式第６号別紙について 

前採血検査において、対象者（児）で HBs 抗原・抗体等が検査されていますが、臍帯血保存時にこれ

らが否定されているなら不要ではないでしょうか。 

【回答】HBs 抗原検査で B 型肝炎感染が臍帯血保存時に否定されていても、対象年齢である 1 歳以上

7歳未満の間に感染した可能性が否定できないため行うようにしております。 

 

８．研究実施計画書について 

第 1.0 版であり、その日付が 2023 年 3 月 1 日とあり、改訂履歴がありません。File 名で 20240131 と

ありますので、特定認定委員会の指摘をうけて改訂されているかもしれないと思うのですが、最新版

でしょうか。また最新版で特定認定委員会の審議を経ているでしょうか。当該文書の履歴を、特定認

定再生委医療等委員会での審議の適切性を確認するためにご提供ください。 

【回答】 

提出した研究計画書は特定認定再生医療等委員会で「適」の意見書を受けた最終版です。別紙で修

正歴を提出します。 

 

９．無菌検査が日局（変法チオグリコール酸培地）とあります。投与前に結果が出ますでしょうか。臍

帯血回収が無菌環境下で行われるわけではないので、重要な点です。 

【回答】出庫時の無菌検査は、凍結バックにつながるルートに作成したセグメント内のものを用いて行い

ます。凍結バックとセグメントの中にあるものは同じものであり、また、凍結バックとセグメントは同じケー

スに入れて、液体窒素にて出庫まで保管しています。これをもって無菌検査を行い、輸血前に結果が判

明します。 

 

１０．予定症例数 12 例のうち、10 例が民間バンク、残り２例は高知大学で調製・保管するということで

しょうか。その場合、高知大学で採取した臍帯血も民間バンクで保存されるのでしょうか。 

【回答】予定症例数 12例のうち、10例が民間バンク、残り 2例は高知大学で調製・保管します。高知大

学で臍帯血を採取した場合は、高知大学で調製・保管いたします。 
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先進医療審査の事前照会事項に対する回答２ 

 

先進医療技術名： 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

2024 年 12 月 11 日 

所属・氏名： 高知大学医学部附属病院 

  藤枝 幹也 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１． 主要評価項目について、リハビリテーション単独による効果の影響を考慮するため、輸血前後 6 か月間の GMFM

の変化量の差を評価指標とする点は理解できますが、本医療技術の有効性を評価する上で、先行研究や自然経過か

ら事前に閾値を設定し、輸血前後のスコア差と閾値の比較を行う必要はないかについて説明してください。 

【回答】 

今回の主要評価においては、GMFM-88（88 項目）と GMFM-66(66 項目)（Russell DJ et al. Gross Motor Functional 

Measure(GMFM-66 & GMFM-88) User’s Manual 2nd Ed. 2013 Mac Keith Press）双方の尺度を使用したいと考えており

ます。 

本邦における小児麻痺の小児の運動機能評価は GMFM-88 を使用していることが一般的ですが、先行研究が存在し

ないため、先行研究との改善度比較は難しい状況ですので、投与前後でのスコア変化を比較検討したいと考えておりま

す。 

諸外国の先行研究では、後者の障害度(GMFCS)と年齢を考慮した GMFM-66 を使用していることが多い現状でござい

ます。これによると、対象が 6 歳までの場合、リハビリ単独の場合の運動改善度(総合点)は 6 か月後で 2.17±3.58（N = 

201）ポイントの改善度でした。障害度別にみると、GMFCS-Ⅰは、3.18±4.35（N = 57）ポイント、GMFCS-Ⅱは 2.30±3.27

（N = 27）ポイント、GMFCS-Ⅲは 1.51±3.32（N = 35）ポイント、GMFCS-IV は 1.31±2.81(N = 46)ポイント、GMFCS-Ⅴは

2.17±3.58 (N = 36)ポイントの改善が認められたと示されております。これらの改善度と比較検討したいと考えております。

ただし、この数値は、日本人小児のデータではありませんので、今回は、これを閾値としての比較は予定せず、対象者全

体の輸血前後比較に加えて、個々の症例での輸血前後比較、および障害度なども加味した検討を行う予定としておりま

す。 

 

２． 本研究の対象が 12 例と少数例であり、かつ年齢や障害度などの背景データのバラツキが大きいことが想定され

るため、これらの患者背景が有効性に与える影響について考慮する必要はないかについて説明してください。 

【回答】 

ご指摘の通り、背景データのバラツキが想定されますが、12 例であることを考慮しますと、これを回避することは極め

て困難であると考えております。本研究では、有効性評価である運動機能評価の指標としまして、年齢・重症度が加味さ

れた間隔尺度である GMFM-66 評価尺度による評価に加え、GMFM-88 評価尺度においては個々の症例ごとの改善度

の観察により、年齢や障害度などのバラツキを加味して検討を行う予定としております。 
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３． プロトコル 6.5 研究のデザインで、障害度の異なる個々の症例で点数の上昇度の意味づけがことなることから、

個々の症例ごとの改善度も観察する計画とするとされていますが、いずれの評価項目が個々の症例ごとの改善度を

評価する項目に該当するのか説明してください。 

【回答】 

質問１と２に重複します。 

GMFM は GMFM-88(88 項目)、GMFM -66(項目)で検討を行う予定としております。 

GMFM 評価尺度においては、総合点および下位５領域のスコア（臥位と寝返り、座位、四つ這いと膝立ち、立位、歩行・

走行とジャンピング）が該当します。GMFM-66 評価尺度においては、算出スコアが該当します。これら項目につきまして

改善度を評価する予定にしております。 

個々の症例では、例えば、 

項目Ａ 臥位と寝返り 

玩具を触るために右上肢を正中線を超えて反対側に伸ばす： 

   ０＝全くできない、１＝少しできる、２＝部分的にできる、３＝完全にできる 

項目Ｄ 立位 

 椅子に座って上肢を使わないで立ち上がることができる： 

０＝全くできない、１＝少しできる、２＝部分的にできる、３＝完全にできる 

上記の項目などで改善の推移をみていきますが、障害度によって全くできない項目もありますので、運動能力の改善度

については GMFM-88 総合点や GMFM-66 算出スコアの推移で評価を行う予定にしております。 
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先進医療審査の事前照会事項に対する回答３ 

 

先進医療技術名： 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

2024年 12 月 11 日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院 

藤枝幹也 

 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１． 「01_脳性麻痺自家臍帯血由来有核細胞研究実施計画書 20240131」、「30.特定細胞加工物概要

書」および「03_ロードマップ及び概要図 先進医療 B（再生医療技術）20241017」について 

誤字が多いので、記載整備をお願いします。 

例）調製が調整となっている個所が２文書で 10か所程度あります。 

【回答】修正いたしました。 

 

２．「01_脳性麻痺自家臍帯血由来有核細胞研究実施計画書 20240131」の特定認定再生医療等委員

会指示後の修正について 

大阪大学第一特定認定再生医療等委員会の指示に「・主要評価項目を運動障害の評価（粗大運動

能力尺度：GMFM）のみに絞り、自家臍帯血細胞輸血実施後の 6か月間の「リハビリテーション＋自家

臍帯血細胞輸血の GMFMスコア」と自家臍帯血細胞輸血実施前の 6か月間の「リハビリテーション単

独の GMFM スコア」を比較することを明確に記載すること。」とあり、「01_脳性麻痺自家臍帯血由来有

核細胞研究実施計画書 20240131」の主要評価項目は修正されていました。ただし、リハビリテーショ

ンが欠けているので、追記してください。 

本試験では、リハビリテーションが重要で、リハビリテーションの併用がなければ、CD45 陽性細胞の

有効性が発揮し得ないと考えます。 

リハビリテーションに関する記載が研究計画にありません。追記をお願いします。  

【回答】研究実計画書 6.3に以下を追記しました。 

「輸血実施前 6 か月間と輸血実施後 6 か月間、および臨床研究期間中においてはリハビリテーションは

継続する。」 

 

３．説明同意文書について 
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本試験では、リハビリテーションが重要で、リハビリテーションの併用がなければ、CD45 陽性細胞の

有効性が発揮し得ないと考えます。 

リハビリテーションに関する説明がありません。追記してください。 

【回答】説明同意書の【第 1回症例検討委員会】の項目に以下を追記しました。 

「臨床研究に参加できるとなった患者さんは、臨床研究期間中は、行われているリハビリテーションは継

続していただきます。」 
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先進医療審査の事前照会事項に対する回答４ 

 

先進医療技術名： 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

2024年 12 月 11 日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院 

藤枝幹也   

 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１．予定症例数が 12 例、うち民間バンクが 10 例とありますが、高知大学での調製はステムセル研究

所と同等なのでしょうか。また、手順も同じなのでしょうか。 

【回答】高知大学とステムセル研究所の調製は同等です。 

また、概要については、以下のとおりです。(30.特定細胞加工物概要書に記載) 

1. 臍帯血を採取する（細胞調製まで 4～25℃） 
2. HES40 を全血量の 5 分の 1 量添加し、5～10分間撹拌する 
3. 遠心分離機（50G  5min）にかける、または 60 分間静置する 
4. 白血球浮遊層を分取する 
5. 遠心分離器にかける（400～500G  10min  4～20℃） 
6. 白血球層から血漿を抜きとる 
7. 凍害保護液を添加する（4℃）（DMSO最終濃度 5～10%） 
8. 凍結バッグに移す 
9. ディープフリーザーでプログラム凍結した後、液体窒素下にて保管する 

 

２．先進医療実施届出書様式第３号「５．被験者の適格基準及び選定方法」について 

選択基準について、「HIE、PVL 等の原因により脳性麻痺の診断を受けている症例」とありますが、「等

の原因」というのは抽象的ではないでしょうか。臨床研究を実施された対象は HIE と記憶しておりま

す。PVLでは、必ず MRI での所見を伴います。バックグラウンドを統一すべきと考えます。 

【回答】公益財団法人日本医療機能評価機構 脳性麻痺児の実態把握に関する疫学調査プロジェクトチ

ーム：脳性麻痺児の実態把握に関する疫学調査報告書. 2018 年 10 月によりますと、脳性麻痺(CP)のリ

スク因子と考えられる分娩時の疾患がある児が 70.6%、新生児仮死が 50.2%と最も多く、次いでＰＶＬ28.6%、

ＨＩＥが 18.2%と報告されています。したがって、ＰＶＬとＨＩＥが多いことは事実であるがそれ以外の原因も

考えられるため「HIE、PVL等の原因・・・」としました。先行研究(jRCTb060190039、Kikuchi et al. Brain & 

Dev 2022)では MRI 上は局所性脳虚血/出血像を呈する症例が大半でしたが、同じような改善効果が得

られたためバックグラウンドを統一しませんでした。 
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３．先進医療実施届出書様式第３号「５．被験者の適格基準及び選定方法」「６．治療計画」について 

MRI での移植前（輸血前）画像所見は、副次評価項目には含まれていますが、登録条件として（選択

基準）に入っていません。また、前診察時にも MRI の実施は記載されていません。整合性の確認をお

願いします。 

【回答】質問２と重複しますが、MRI で PVL のような明確な異常が認められない場合もあり、登録条件に

は MRI 所見はいれておりません。MRI に関しては、リハビリテーションのみの前観察時（初回入院時、輸

血 6 か月前）が初回の検査で、2 回目入院時（輸血 2 週間前）が 2 回目の検査です。初回入院時と 2 回

目入院時でのリハビリテーションのみでの MRI 像変化の有無を観察します。その後、2 回目入院の退院

日（輸血１週間後）、後観察時（輸血 6か月と１２か月）に MRI を撮影し、輸血による影響を観察します。 

 

４．先進医療実施届出書様式第３号「７－１．有効性及び安全性の評価」について 

GMFM が主要評価項目に含まれていますが、輸血実施前 6 か月間と前診察時の意味は異なるので

しょうか。 

【回答】前診察時は、血液検査や保存臍帯血由来有核細胞の検討を行うための診察であり、この時の検

査により第 1 回症例検討委員会が開かれ、臨床研究の対象者になるか否か決定されます。対象者にな

り投与前期間(輸血実施前 6 か月間)が、輸血前として GMFMの改善度の Preの評価となります。 

 

５．先進医療実施届出書様式第３号「５．被験者の適格基準及び選定方法」について 

在胎週数に関して、未熟児、低体重児も対象でしょうか？ 

【回答】対象になります。 

 

６．先進医療実施届出書様式第３号「６．治療計画」④母親の感染症検査について 

日本の公的さい帯血バンクにおいては、母親の感染症（＝臍帯血の評価）には、パルボ B19 が陰性

であることが含まれています。同様にされた方がよいかと存じます。もし、母子手帳のみでの検討とい

うことであれば、臍帯血サンプルチューブからの検査も実施可能かと思われます。  

【回答】私どもの 3つの先行研究(jRCTｂ060190039、ｊRCTa060200017,jRCT060200018)では、パルボウイ

ルスＢ19 の検査は行っておりませんでした。これらの臨床研究対象者は同ウイルスによると思われる胎

児水腫、心筋炎などはありませんでしたし、輸血後に同ウイルスによると思われる症状も認めておりませ

んでした。国立感染症研究所(IDWR2015年第 26号)の同ウイルス感染症の説明にも、「伝染性紅斑を発

症した妊娠婦から出生し、同ウイルス感染が確認された新生児でも妊娠分娩の経過が正常で、出生後

の発育も正常であることが多い。さらに、生存児での先天異常は知られていない。」と記載され今回の臨

床研究対象者は、溶血性貧血や免疫不全状態でもなく、輸血した臍帯血由来細胞が移植患者のように
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長期間生着することもありません。以上から、今回の臨床研究も同ウイルス検査はなしとしました。 

 

７．先進医療実施届出書様式第３号「６．治療計画」【無菌検査・感染症検査】について 

②の細胞数が無菌検査・感染症検査に含まれた項目になっています。 顆粒球を除く CD45陽性細胞

数に対応した項目名にしてください。 

【回答】研究実施計画書 6.12 の 4)を【無菌検査・感染症検査および細胞検査】に修正しました。 

 

８．先進医療実施届出書様式第３号「６．治療計画」【無菌検査・感染症検査】について 

上記７に関連して、顆粒球を除く CD45 陽性細胞数の必要性はどこになるのでしょうか。また、行うとし

か書かれておらず、基準値がありません。これまでの研究から、いくら以下は実施しない等の基準が

設けられていません。これに関連して、研究実施計画書「4.4. これまでの研究について」の項でも、自

家臍帯血細胞高投与群 2x10^7/kg 以上とありますが、Kurtzberg らは TNCC と CD34 陽性細胞数で

表現しています。 

顆粒球を除く CD45 陽性細胞にされた根拠をお示しください。本課題名は、有核細胞輸血になってい

ます。 

【回答】私どもの施設の検討では臍帯血由来有核細胞は約 97%が CD45 陽性である点、また、顆粒球も

CD45 陽性ですが顆粒球は分離後数時間から数日で死滅することから、顆粒球を除く CD45 陽性細胞と

しました。 

 

研究実施計画書 6.12 の 4)に以下を追加しました。 

「細胞数は顆粒球を除く CD45 陽性細胞数が 1.2E+06個以上かつ 60%以上の生存率とする」 

 

９．先進医療実施届出書様式第３号「６．治療計画」【第 1 回 症例検討委員会】について 

「輸血基準を満たしていること」とありますが、「輸血基準」と明記されているところはどこでしょうか。文

書の整合性の確認をお願いします。 

【回答】臨床研究実施計画書の p8 の別紙 2 の特定細胞加工物に対する試験及び判定基準を満たすこ

とであります。 

【第 1回 症例検討委員会】 

「実施責任者は、輸血基準（研究実施計画書 別紙 2「特定細胞加工物に対する試験及び判定基準」）を

みたしていることを確認する。」に修正しました。 

 

１０．先進医療実施届出書様式第３号「６．治療計画」について 

出庫検査の無菌検査というのは、臍帯血を分離凍結した際に出ている検査ではないでしょうか。つま

り、自家臍帯血が無菌検査で陰性であること。なお、検査用保管検体は、クライオチューブに入ってい
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るのでしょうか。パッキンが入っているとしても本体とは同じような保管状態ではないので、これで無菌

検査を実施しても意味がないと思われます。凍結時の無菌検査を重視すべきです。 

【回答】細胞調製開始時 と 細胞調整後に凍結バッグへの充填時 の２点において、陰性であったもの

のみを凍結保管します。出庫検査での無菌検査は、凍結バックにつながるルートに作成したセグメント

内のものを用います。凍結バッグとセグメントのなかにあるものは同じものであり、また、凍結バッグとセ

グメントは同じケースに入れて、液体窒素にて出庫まで保管しております。 

 

１１．文献を添付いただいておりますが、論文自体の分類分けが明確ではありません。先進医療実施

届出書様式第３号「１９．文献情報」に合わせて整理して頂けると分けりやすいです。 

【回答】別添資料のように整理しました。 

 

１２．研究実施計画書「4.4. これまでの研究について」について 

上述しましたが、DUKE大学の自家臍帯血細胞の正確な細胞対象を明記してください（TNCCと思いま

す）。また、これらの結果や海外の Double blind randomized placebo-controlled trial (Stem Cells, 2013, 

31:581-591)の結果等も正確に記載をお願いします。 

【回答】研究実施計画書「4.4. これまでの研究について」を以下のように修正しました。 

「・・・リハビリテーション単独群に対して自家臍帯血由来有核細胞投与併用群は有意な差は出なかった

が、自家臍帯血由来有核細胞高投与群(総有核細胞数 2×10７個/kg以上群)では、・・・」 

 

投与する自家臍帯血由来有核細胞数(総数)が 2×10７個/kg 以上で、運動能力はリハビリテーション単

独よりもより改善していると記載されています。 

 

１３．研究実施計画書「4.4. これまでの研究について」について 

最終的に何が、有効そうであるので、この治療を行うのかが、明確になっていません。輸注した現象

論のみになっていますので、臍帯血の特定解析項目が明らかにならない原因かと思われます。 

【回答】研究実施計画書「4.4. これまでの研究について」の末尾に下記を追記しました。 

「Duke 大学の Sun らは、投与する自家臍帯血由来有核細胞数(総数)が 2×10７個/kg 以上が有効であ

ると報告している 11)。私どもの先行研究（jRCTb060190039）では Sun らの投与細胞数よりも体重当たり

の投与数は少量であったが、運動能力の改善はリハビリテーション単独よりも改善している例が多く認

められた。したがって本研究では投与細胞数に関して症例数をふやして検討していく予定である。」 

 

１４．研究実施計画書「6.3. 主要評価項目」について 
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記載内容をもう少し分かりやすく表現できますでしょうか。比較して何を見たいのかを説明してくださ

い。 

【回答】 

研究実施計画書「6.3. 主要評価項目」について、以下のように訂正しました。 

運動障害(粗大運動能力尺度：GMFM、GMFM-88 総合点および GMFM-66 算出スコア)の輸血前 6 か

月間の変化（スコアの差）と輸血実施後 6 か月間の変化（スコアの差）を比較する。 

 

＊輸血実施前 6 か月間とは、1 回目入院時（前観察期間の初回検査）から 2 回目入院時（前観察期

間の最終検査））の期間をいい、輸血実施後 6か月間とは、2回目入院時（前観察期間の最終検査）と

輸血 6か月後の期間をいう。 

＊輸血実施前 6 か月間と輸血実施後 6 か月間、および臨床研究期間中においてはリハビリテーショ

ンは継続する。 

 

１５．研究実施計画書「6.4. 副次評価項目」について 

「主要評価項目でのスコア変化と顆粒球を除く CD45 陽性細胞数との関連性を評価する」とあります

が、引用されたデータまたは論文を示して下さい。 

【回答】前述しましたように、私どもの施設の検討では有核細胞の約 97%が CD45 陽性であることから、

「主要評価項目でのスコア変化と顆粒球を除く CD45陽性細胞数との関連性を評価する」としました。 

13.の回答にて前述したとおり、顆粒球を除く CD45 陽性細胞数との関連性について検討したいと 

考えております。 

引用論文 

研究実施計画書 21．参考文献 11) 

先進医療実施届出書  

19．文献情報 

 先進医療の内容を論述した論文 4、先進医療の有効性及び安全性を評価した原著論文 4 

   Sun JM, Song AW, Case L, Mikati MA, Gustafson KE, Simmons R, Goldstein R, Petry J, McLaughlin 

C, Waters-Pick B, Chen LW, Wease S, Blackwell B, Worley G, Troy J, Kurtzberg J. Effect of 

autologous cord blood infusion on motor function and brain connectivity in young children with 

cerebral palsy: A randomized, placebo-controlled trial. Stem Cell Transl Med 6: 2071-2078, 2017 

 

１６．廃棄ポリシーはあるのでしょうか？ （例えば、感染症陽性の場合、7 年間保管して使用しない場

合、同意撤回の場合等の場合は廃棄をさせて頂きます 等）  

【回答】当院に保管される試料、輸血されなかった特定細胞加工物は本研究終了後 10年まで保管した

のち、当院で規定する「院内感染防止マニュアル （ⅩⅦ 医療廃棄物の取扱い）」に基づき安全に廃棄し 

ます。 
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先進医療審査の事前照会事項に対する回答５ 

 

先進医療技術名： 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

2025年 1 月 9 日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院 

藤枝幹也     

 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１． 主要評価項目の運動障害スコアについては、GMFM-88 総合点と GMFM-66 算出スコアの両方

の尺度で評価すると回答されていますが、これは主要評価項目として 2 つの指標で有効性を評価す

る計画とされているのでしょうか。 

先行研究（Brain & Development 44; 681-689, 2022）で観測された GMFM-66算出スコアを基に目標症

例数が設定されていますので、あくまで主要評価項目は GMFM-66算出スコアの集団における変化を

評価し、GMFM-88 総合点は個々の症例毎の改善度を評価するための副次評価項目と考えているの

でしょうか。 

【回答】 

GMFM-88 総合点は本邦の実臨床及び臨床研究においても広く一般的に用いられている指標でござ

います。また、各項目において個別にスコアの推移を評価できる尺度でございます。ただ、海外の論文

におきましては 6 か月後の評価しかなく、それ以上の期間での評価も含め、報告数がまだ足りていない

指標であると考えております。 

一方 GMFM-66 算出スコアは Duke 大学をはじめ海外では広く用いられており、年齢や障害度別の評

価を求めることが可能な指標でございます。ただ、本邦においては当該指標を用いた報告が少なく、こち

らも本邦において症例数の積み重ねが必要な指標であると考えております。 

GMFM-88 総合点の評価においては、主に個々のスコアの変化を観察し、GMFM-66 算出スコアの評

価においては、算出スコアの平均値等での要約により集団でのスコアの変化を評価します。 

今回は、粗大運動能力を評価する尺度として、GMFM-88総合点を主要評価項目として、GMFM-66算

出スコアは副評価項目といたします。 
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２． 有効性に関して日本人小児データがないため、閾値を設定しないと回答されていますが、 

本試験と若干異なるものの研究者らが実施された先行研究（jRCTb060190039，jRCTa060200018）か

ら、本技術に対する臨床的な最小効果量として閾値を設定し比較することはできないのでしょうか。 

もし、できないのであれば、その理由について説明してください。 

【回答】 

私どもの先行研究である自家臍帯血由来細胞輸血 6例における GMFM-88総合点と GMFM-66 算出ス

コアにつきまして、輸血前の当該スコアと比すと、GMFM-88 総合点は、輸血 6 か月後は平均 4.33 

(Range：-1 - 8)ポイント上昇、輸血 12 か月後は平均 8.0 (Range：1 – 11)ポイント上昇が認められました。

GMFM-66算出スコアは、輸血 6か月後は平均 4.66 (Range：0.82 – 11.29)ポイント上昇、輸血 12 か月後

は平均 6.68 (Range：1.53 – 13.30)ポイント上昇が認められました。また、同胞臍帯血由来細胞輸血 5 例

における GMFM-88 総合点と GMFM-66 算出スコアにつきましては、輸血前の当該スコアと比すと、

GMFM-88総合点は、輸血 6か月後は平均 6.8 (Range：4 - 9)ポイント上昇、輸血 12か月後は平均 10.0 

(Range：4 – 15)ポイント上昇が認められました。GMFM-66 算出スコアは、輸血 6 か月後は平均 5.45 

(Range：2.18 – 13.24)ポイント上昇、輸血 12 か月後は平均 7.462 (Range：2.71 – 13.24)ポイント上昇が認

められました。 

しかし、症例数が少ないこと、障害度の相違等により個々でばらつきが大きいこと等により、私どもの

先行研究結果から臨床的な最小効果量(閾値)を設定することは難しいと考えます。 

 

３． 本試験は 12 例と少数であり、かつバラツキが大きいことが想定されますが、最終的にどのような

結果が得られたら本医療技術の治療効果が確認されたと判断するのかの規準など検討されていれ

ば説明してください 

【回答】 

上記質問 2 で回答しましたように、症例数の少ない現段階では閾値による治療効果の判断規準を設

定することは難しいと考えます。既存研究結果を参考にしつつ、本研究において閾値についても検討し、

最終的に閾値による治療効果の判断規準を示したいと考えております。 

 

 

 

以上 
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先進医療 B 実施計画等評価表（番号 B146） 

評価委員  主担当： 松山 

副担当： 掛江  副担当： 飛田  

 

先進医療の名称 脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 

申請医療機関 高知大学医学部附属病院 

医療技術の概要 

 

脳性麻痺は、分娩 1000 例に対して２例発症するといわれて

いる。治療法に関しては特異的なものはないが、リハビリテー

ションが広く行われている。リハビリテーションは運動機能維

持を目的としており、運動機能の改善には限界がある。その他

としてボツリヌス療法やバクロフェン髄注療法がある。ボツリ

ヌス療法の効果が持続するのは数か月で、継続した治療が必要

であり、バクロフェン髄注療法については、機器を埋め込み薬

剤の細やかな調節が必要である。機能低下を予防するために、

侵襲的治療を必要とする現状がある。 

研究者らは、2017年から、臨床研究「小児脳性麻痺など脳障

害に対する自家臍帯血単核球細胞輸血－細胞バンクで保管され

ている自家臍帯血単核球細胞を用いた輸血の安全性研究－」を

行った。輸血した６例全例で重篤な有害事象は認められず安全

性に問題はなかった。運動改善効果が観察されていること、運

動効果改善の良い例では言語能力の改善も観察されたこと、さ

らにこの運動改善効果が観察期間の３年間維持されることを報

告した。 

本研究では、脳性麻痺に対して自家臍帯血由来有核細胞輸血

の有効性を明らかにするため運動障害を輸血実施前６か月間と

輸血実施後６か月間の変化（スコアの差）で評価することであ

る。副次的に、運動障害、発達障害、頭部 MRI画像について輸

血実施前後で比較を行い、前述との顆粒球を除く CD45 陽性細

胞数との相関について検討する。さらに検討可能な症例で、頭

部 MRI画像において DTI解析を加えることで脳内での変化の検

討を行う。また安全性の検討も副次的に行う。 

○主要評価項目： 

運動障害（粗大運動能力尺度：GMFM）の輸血実施前 6か月間

（1 回目入院時（前観察期間の初回検査）と 2 回目入院時（前

観察期間の最終検査））の変化（スコアの差）と輸血実施後 6か

月間（2回目入院時（前観察期間の最終検査））と輸血 6か月後）

の変化（スコアの差）を比較する。 

○副次評価項目： 

・有効性評価：輸血実施前（2 回目入院時（前観察期間の最終

第173回先進医療技術審査部会
資料２－２

令和７年３月13日

（別紙２） 
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検査））と輸血実施後（輸血１週間後、6、12 か月後）の変化（ス

コアの差）を比較する。GMFM、発達遅滞・知的障害（5歳未満:

新版 K式発達検査（2020年版）、原則 5歳以上:WISC-IV知能検

査（不能の場合は新版 K式発達検査（2020年版）））及び頭部 MRI

画像（但し、金属の埋め込み等の理由で MRI 撮像ができない症

例のみ CT画像を代用する）の変化を比較する。 

前述 3項目、主要評価項目でのスコア変化（スコアの差）と

顆粒球を除く CD45陽性細胞数との関連性を評価する。 

・安全性評価：有害事象の有無、有害事象の種類、出現頻度及

び時期 

○予定試験期間：先進医療告示適用日～2038年 5月 31日 

○目標症例数：12例 
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【【実施体制の評価】 評価者： 松山 

１．実施責任医師等の体制 
適 ・ 不適  

２．実施医療機関の体制 
適 ・ 不適 

３．医療技術の有用性等 
適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

先行臨床研究の結果から、GMFCS Level Vおよび IV症例を除外いただき、医療技

術の有用性等についても適と判断しました。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

【倫理的観点からの評価】 評価者： 掛江 

４．同意に係る手続き、同意文書 適 ・ 不適  

５．補償内容 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

同意に係る手続き、ならびに同意文書について、指摘いたしました事項については

概ね修正をいただけましたが、臍帯血の採取・保管についての説明文書において、

臨床研究の説明文書と同じ説明となっていて、臍帯血の採取・保管についての説明

が不足している箇所が未だ見受けられるため、不適といたしました。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

臍帯血の採取・保管についての説明文書において、以下の指摘事項について適切に

修正されれば適としてよいと考えます。 

1) 説明文書の小見出しで「本研究」としている箇所について、「臍帯血の採取・保

管および臨床研究」とし、説明文書においても、臍帯血の採取・保管についての説

明と臨床研究の説明の双方を不足なく行うこと 

2) 指摘事項の回答「脳性麻痺と当院以外の医療機関で診断された場合には、当院

へお問い合わせいただくよう、保管登録に同意された方へ、退院までにお伝えしま

す。」の内容を説明文書にも記載するよう求めたことに対して、この文章がそのま

ま説明文書に追記されているが、これは具体的な説明に修正すること。 

3) 「同意署」などの誤植を修正すること。 

 

【試験実施計画書等の評価】 評価者： 飛田 

６．期待される適応症、効能及び効果 適 ・ 不適  

７．予測される安全性情報 適 ・ 不適  

８．被験者の適格基準及び選定方法 適 ・ 不適  

９．治療計画の内容 適 ・ 不適  

１０．有効性及び安全性の評価方法 適 ・ 不適  
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１１．モニタリング体制及び実施方法 適 ・ 不適  

１２．被験者等に対して重大な事態が生じた場合

の 

対処方法 

適 ・ 不適  

１３．試験に係る記録の取扱い及び管理・保存方

法 

適 ・ 不適  

１４．患者負担の内容 適 ・ 不適  

１５．起こりうる利害の衝突及び研究者等の関連

組織との関わり 

適 ・ 不適  

１６．個人情報保護の方法 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

今回、対象とする疾患及び重症度を絞ることで、有効性評価に対するバラ

ツキの懸念は多少なりとも払拭されました。しかし、12例という少数例での

検討であることから、研究者らが回答されているように、本研究において、

次相への試験に繋げる有効性の閾値や期待される適応範囲に関する情報につ

いては、適切に AROのサポートを受けて収集していくことが重要と考えます。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

  

 

【１～１６の総評】 

総合評価 適   条件付き適   継続審議   不適 

予定症例数 12例 予定試験期間 
先進医療告示適用日～

2038年 5月 31日 

実施条件：下記コメントを参照のこと。  

「４．同意に係る手続き、同意文書」にて指摘された点の修正を確認させていただ

くことを条件に適としました。 

コメント欄（不適とした場合は、その理由を必ず記載ください。） 

（修正すれば適となる場合は、修正内容を記載ください。） 

 指摘後修正が、計画書や説明同意文書の他部位に影響を与えていても、十分な

修正がなされていない箇所がまだ存在している。また、誤字も散見される。審議に

おいて、本質的な点に労力を割けるように、申請までに十分に練られた研究計画と

していただきたい。 
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先進医療技術審査部会からの指摘事項１ 

 

先進医療技術名：脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血  

2025年 2月 3日 

所属・氏名： 

高知大学医学部附属病院・藤枝幹也 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１． 説明文書 16.研究や入院の費用負担について 

臍帯血採取の費用が含まれていますが、当該技術は既に臍帯血を保存されている方と

新たに高知大学で採取される方両方を対象としている計画であるはずですので、現状に

合わせて整理し、記載を修正してください。 

【回答】 

下記を説明文書 16.研究や入院の費用負担についてに追記いたしました。 

 

高知大学で保管登録（臍帯血を採り、臍帯血細胞だけを保管するまで）から参加される方の

金額：各種検査費用約８３万６千円(保険適応 3割負担)から約２６８万円(全額自己負担)  

既に民間バンク（プライベートバンク）に保管している、あるいは新たに保管される方の金額：

上記金額から、保管登録の費用（最大 10万円細胞調製費用 15,369円＋保管期間に合わせ

た費用(液体窒素)1,000円／月）を除いた金額 

 

２．説明文書 18.研究の資金（企業との関わり）について 

当該臨床研究にかかる費用は患者負担であることが書かれていますが、この項目は再

生医療等安全性確保法施行規則第 13条 2項 14号に基づき、研究者と利益相反関係に

ある研究資金の企業提供等について説明する項目ですので修正してください。 

【回答】 

下記のとおり修正しました。 

本研究は、細胞バンクなど特定の企業からの資金提供はなく、研究の信頼性を損ねるような

ことはありません。 

 

３．同意書について 

囲みの中のチェック項目が説明文書の小見出しと対応しておらず、説明文書を照らし合

令和７年３月13日

第173回先進医療技術審査部会
資料２－３

（別紙３） 
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わせながらチェックすることが難しいものになっていますので、見直しをお願いします。ま

た、これらのチェックボックスのすべてにチェックを入れて頂く必要があることも明記してく

ださい。 

【回答】 

チェック項目に対応する説明文書の目次番号等を追記しました。 

また、「※すべての項目の説明を受けたことを確認し、チェックを入れてください。」を追記しま

した。 

 

４．同意撤回書 

チェック項目の 1つ目は確認事項で、2つ目は選択（意思表示）事項となっています。こ

のように意味（質）の異なるチェックボックスが並存しているために署名する側からは非常

に分かりにくく、同意撤回書を受取る研究者もチェックの不備が判断しにくい様式となって

ますので、見直しをお願いします。 

【回答】 

２つめのチェック項目は、選択事項であることが明確にわかるように修正しました。 

 

５．有効性の主要評価項目は、臍帯血細胞輸血の前後各 6か月での粗大運動能力尺

度 GMFM-88総合点の変化としていますが、年齢、障害度、リハビリ等の影響を受けるた

め、産科医療補償制度などで申請時に協力されている医師のような脳性まひ児の養育

に関する専門的見地を有する方との共同研究などもご検討ください。 

【回答】 

将来的に共同研究を検討していきます。 

 

６． 本研究を先進医療で実施することで、公的さい帯血バンクへの臍帯血提供の減少を

懸念しますので配慮をお願いします。新規に臍帯血を採取される方は高知大学で採取さ

れるのでしょうか。あるいは企業経由の臍帯血も受け入れるのでしょうか。 

【回答】 

本研究では、出生児に脳性麻痺が予測される下記の①から③の 1つ以上に当てはまり、

母親や親権者に本研究への参加希望がある場合、予め、児の特定細胞加工物を保管す

るため、臍帯血を採取しますが、公的さい帯血バンクへの影響がないよう取り組みます。 

① 産科的にハイリスク妊娠である妊婦からの出生 
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② 在胎週数 36週未満 

③ 妊婦健診等で 2500g未満の低出生体重児となる可能性が高いことが予測される 

公的さい帯血バンクでは、受入れ条件からも正期産(妊娠 37週から 41週 6日までに出産)

で採血された臍帯血が殆どであり、棲み分けはできると考えております。 

なお、民間バンク（プライベートバンク）に保管された臍帯血細胞は、対象者が、選択基準

に該当し、除外基準に抵触しない児であれば、症例登録から本研究に参加することが可能

です。 

 

７．説明文書 3.患者さん（お子さん）の病気について 

「６人中 5人にリハビリテーション単独以上の運動能力の改善がみられました。」と記載さ

れていますが、先進医療実施届出書の様式第 3号には、有効性が認められた事例は 4

例と記載されています。もし修正される場合は、ほかにも同様の記載の箇所があるため、

すべて直して下さい。 

【回答】 

6人中 5人を 6人中 4人に訂正しました。 

 

同意説明文書・同意文書 

P4 1.はじめに 

P6 3.患者さん（お子さん）の病気について 

同意説明文書・同意文書（臍帯血細胞保管用） 

P4 1.はじめに 

P6 3.脳性麻痺の病気について 

 

８．説明文書  6.実施予定期間について 

「患者さんが研究に参加する期間は最大 8年 6か月になります。」と記載されている一

方、表 1【研究のスケジュールおよび検査・観察項目】からは、研究参加期間が長期にわ

たることが読み取れません。研究実施計画書の 6.10.研究のフロー図を用いる等、わかり

やすい記載をご検討ください。 

【回答】 

患者さんの研究に参加する期間は、保管登録～後観察終了になります。保管登録から出産

まで 6か月、症例登録は 7歳未満ですので最大 7年、前診察～後観察 1年 6か月で最大 9

年です。8年 6か月は誤りでしたので 9年に修正いたしました。 

また、研究実施計画書の 6.10.臨床研究のフローを説明文書にも追加しました。 
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９． 先行研究では主に低酸素性虚血性脳症の症例が報告されており、また基礎実験も

上げておられる証明するべきコンセプトが記載された論文は成獣・新生仔（ヒトの胎児に

相当）ともに低酸素による脳障害の改善がアウトカムになっているように見えます。それ

に対して、本研究の患児選択基準は「低酸素性虚血性脳症や脳室白質軟化症等」され

ています。脳室白質軟化症は出生時の低酸素イベントがなくても発症しうることや「等」が

はいると更に適応が拡大されると思いますが、適応範囲として適切でしょうか。 

【回答】 

現時点では、動物モデルを作成するにあたり、低酸素による脳障害のモデルの作成までし

かできない限界があり、低酸素による脳障害のみでの PoC取得となりました。 

ヒトにおける脳性麻痺の原因には、新生児仮死が 50.2%、次いで脳室周囲白質軟化症が

28.6%、低酸素性虚血性脳症 18.2%と報告(脳性麻痺児の実態把握に関する疫学調査報告

書：2018 年 10 月)されているため、本研究の患児選択基準に「等」という表現を使用いたしま

した。この点においては、私どもの先行研究にて、低酸素性虚血性脳症以外でも、運動機能

の改善がみられたこともあり、新生児仮死、脳室周囲白質軟化症などに起因する脳性麻痺

においても運動機能の改善が得られると見込みました。そのため、「等」により適応拡大が考

えられますが、適応範囲は適切と考えております。 

 

【更問】 

参考文献 23の Figure 3によると、Placeboと細胞治療では GMFM-66 scoreに改善を

認めていないようにも見て取れます。参考文献 23 と参考文献 20 から、本申請研究で

自己臍帯血投与の有効性を期待しうる合理性（rationale）を陳述してください。なお、

「私どもの先行研究にて、低酸素性虚血性脳症以外でも、運動機能の改善がみられたこ

ともあり」とあります。参考文献 20によれば、GMFM-66 scoreにて改善を認めた症例

は 6例中 4例で、4例はすべて FIHであり、PVL/HIE症例と PVL症例では改善を示して

いません。少なくとも本研究では、選択を FIH症例に限定すべきと考えます。 

また、PoC取得とありますが、PoCはヒト臨床試験での成績をもって得られます。し

いて言えば非臨床 PoC（国際的に非臨床 PoC という概念は受け入れられていませんが）

ですので、用語を正確に使ってください。 

 

【回答】 

ご指摘のように参考文献 23では、臍帯血輸血投与で GMFM-66 scoreに優位な改善はみら

れませんでした。ただし、参考文献 23 では臍帯血投与例は 3 例のみで、著者らも自己の臍

帯血保存されている研究参加者が少なく、サンプルサイズが小さいため有効性評価には制

限があると記述しております。この文献では、細胞治療により脳内の神経線維の変化を MRI

画像で捉える試みを行っており、特に、GMFM-66scoreが改善した例においてMRI画像検査

で変化をとらえることができたと述べております。 
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私どもの臨床研究である参考文献 20 において、GMFM-66 socre が大きく改善したものは 6

例仲 4 例になりますが、すべての患児において、GMFM-66score は輸血前値よりも向上し、

障害度別の予測値(期待値)よりも上回っておりました(ただし、障害度別予測値は、日本人で

作成されてものではない点は、注意)。また大きく改善した例では 3 年間改善度は維持できて

いました。 

症例数が少ないため本研究を通してさらなる症例の蓄積が必要と考えています。 

 

PoCについてご指摘ありがとうございます。 

上記【回答】文中 

「・・・低酸素による脳障害のみでの PoC取得となりました。」を、 

「・・・低酸素による脳障害のみでの非臨床 PoC 取得となりました。」と訂正させていただきま

す。 

 

10．本研究名は脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血ですが、「移植」ではな

く「輸血」という用語を選択された理由をお聞かせください。 

【回答】 

「移植」は、輸血した臍帯血由来有核細胞が、自身の骨髄細胞と置換し長期間レシピエント

に生着することを指しています。私どもの臨床研究では、輸血した自家臍帯血由来有核細胞

は長期間生き続けることはありませんし、自身の骨髄細胞と置換することもありません。した

がって「輸血」という表現を使用しました。」 
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先進医療技術審査部会からの指摘事項２ 

 

先進医療技術名：脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血  

2025年 2月 26日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院・藤枝幹也 

 

 

※照会に伴い変更が生じた場合は、関係書類も併せて修正して下さい。 

１．指摘事項１の質問１について 

費用負担に関して被験者として知りたいのは、下記のそれぞれの段階の費用、ならび

にそれぞれの段階で参加を取りやめた場合に負担しなければならない費用になるかと思

います。ですので、 

・臍帯血の採取・保管にかかる費用 

・前診察の段階で不適格とされた場合に支払うべき費用 

・初回入院の費用 

・2回目入院の費用 

・臍帯血細胞の輸血 

・退院後にかかる費用 

上記について、各段階の費用（の目安）をご説明頂くことが重要と考えます。 

 

また、当該臨床研究の説明文書と臍帯血保管の説明文書が別々に作成されているの

ですから、既に臍帯血を採取・保管している方への説明文書では、臍帯血の採取・保管

にかかる費用についての説明は不要であるはずです。 

他方、臍帯血の保管の説明文書においては、保管期間によって費用が異なる旨の記

載がありますが、最大 10万円の内訳がよく分かりませんでした。細胞調整費用 15,369円

と保管料 1000 円/月を対象年齢上限の 7 歳になるまでという計算でしょうか？また、多く

の方は、実際に出産をされてもこどもに脳性麻痺等が生じないと考えられますが、その

場合はいつどの段階でこどもが脳性麻痺ではなく当該臨床研究の対象ではないこと、そ

のため臍帯血の保管の継続の必要がないことを保護者に説明してくれるのでしょうか？

保護者が自ら問合せ、同意を撤回するまで保管費用を負担させられてしまうのでしょう

か？ 

さらに、説明文書 19 において将来の研究のために用いる可能性を説明されています

が、保存臍帯血を用いた別の研究に利用させて頂きたい場合の保管の費用は研究者負

担かと考えますが、そのことの説明がないように思います。 

【回答】 

ご質問は５つと思いますので、それぞれ回答いたします。 
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①各段階の費用（の目安） 

研究の各段階における費用の目安を追記しました。 

また、同意説明文書等に記載していた費用額に誤りがありましたので、同様の記載個所を修

正しました。 

およそ 83 万 6 千円（保険適用 3 割負担を加味）→およそ 173 万円（保険適用 3 割負担を加

味） 

およそ 268万円（全額自己負担）→およそ 369万円（全額自己負担） 

②保管登録に関する説明 

既に民間バンク(プライベートバンク)で保管されている方へ保管登録の説明はございません。

保管登録に関する説明は、高知大学医学部附属病院で出産される方を対象に行います。 

③最大 10万円の内訳 

保管登録費用は、採取・細胞調製費用 15,369円＋保管費用 1000円×保管期間(月) という

計算式になります。輸血対象者は 7 歳（84 か月）程度までとなりますため、最大 10 万円と記

載しました。 

④こどもに脳性麻痺等が生じない場合の対応 

出産前、出産時の状態にて脳性麻痺のおそれのある出生児は、出生直後から低体温療法

で処置されることが多いです。そういったお子さんは退院までフォローしますが、脳性麻痺と

診断できるのは 1 歳 6 か月以降となりますため、保管登録したお子さんの診断は、当院ある

いは当院以外の医療機関でされることが想定されます。当院以外の医療機関で診断された

場合には、当院へお問い合わせいただくよう、保管登録に同意された方へ、退院までにお伝

えします。 

お問い合わせがない場合や脳性麻痺となる可能性が低いと思われたお子さんの場合には、

お子さんが 6歳までに、当院から保管登録に同意された方に問い合わせをし、保管登録した

臍帯血細胞の保管に関する保管期限、民間バンク(プライベートバンク)への移管、廃棄につ

いて相談をします。 

保管登録費用については、保管するまでに、または保管後に同意撤回し廃棄される場合、

保管後にお子さんが本研究の対象とならず廃棄される場合は、費用をいただきません。保管

後に同意撤回され民間バンク(プライベートバンク)へ移管される場合、保管後にお子さんが

本研究の対象とならず民間バンク(プライベートバンク)へ移管される場合は、保管期間に合

わせた費用をお支払いいただくことになります。 

保管登録の説明文書 16.研究や入院の費用負担について 下記のとおり修正しました。 

追記 21ページ、12行目「～を想定しています。」後 

「保管登録の費用については、保管するまでに、または保管後に同意撤回し廃棄される場合、

保管後にお子さんが本研究の対象とならず廃棄される場合は、費用をいただきません。 

保管後に同意撤回され民間バンク(プライベートバンク)へ移管される場合、保管後にお子さ
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んが本研究の対象とならず民間バンク(プライベートバンク)へ移管される場合は、保管期間

に合わせた費用をお支払いいただくことになります。」 

削除「なお、同意撤回した～負担となります。」 

⑤将来の研究のために用いる可能性における保管料の負担 

先進医療の技術から外れる費用であるため、同意された方の費用負担はありません。下記

を追記しました。 

「なお、同意されても、ここでかかる保管など費用の負担はございません。」 

 

追加指摘事項 

 

１－１．説明文書（症例登録） 16．研究や入院の費用負担について 

「既に臍帯血を採取・保管している方への説明文書では、臍帯血の採取・保管にかか

る費用についての説明は不要であるはず」という指摘に対して、修正提出された説明文

書（症例登録）においても、相変わらず臍帯血を採るところからの説明となっています。繰

り返しになりますが、説明文書（症例登録）では、本研究に登録してから、臍帯血由来有

核細胞輸血を行い、観察期間を終えるまでの入院や外来の費用を記載するべきと考え

ます。説明文書（症例登録）16 の費用負担についての説明文の修正と表の修正をお願

いしたいと考えます。また 20頁の表の下の保管に関する説明は不要と考えます。 

【回答】 

説明文書（症例登録）「16．研究や入院の費用負担について」を下記のとおり臍帯血の採取・

保管にかかる説明を削除の上、説明文と表を修正しました。 

「本研究に参加して、臍帯血細胞を輸血して、観察期間にかかる費用は、以下のような内容

が挙げられます。 

・本研究に係る入院等の保険適用となるもの 

・今後先進医療を見込んでいる医療技術（臍帯血細胞輸血～観察期間）でかかる費用 

・物品（シリンジ、注射針等） 

・試薬類（生理食塩水、ヒト血清アルブミン等）の費用 

実際にかかる費用は、およそ 359 万円で、保険適用で 3 割負担とすると患者さんの負担額

は、およそ 163万円になります。」 

表からは、臍帯血の採取・保管にかかる費用を削除し、合計額を修正 

表の下の保管に関する説明を削除」 

 

追加指摘事項 
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１－２．説明文書（臍帯血細胞保管用）の保管登録費用の記載について 

質問の中段で「このうち、保管登録（臍帯血を採り、臍帯血細胞だけを保管するまで）

の費用は最大 10 万円 （細胞 調製 費用 15,369 円＋保管期間に合わせた費用 合わ

せた費用(液体窒素)1,000 円）」の内訳が分かりにくいとのご指摘をさせて頂きましたが、

これに対して回答③で輸血対象者は 7歳（84か月）程度までとご説明いただきましたが、

説明文書（臍帯血細胞保管用）には加筆がありませんでした。これらの指摘は被験者が

正確に理解するためにという視点でさせて頂いているものですので、説明文書に追加の

説明がされる必要があると捉えて頂きたかったと存じます。いずれにしましても、保管期

間（最長こどもが 7歳（生後 84か月）まで）と追記頂けましたらと考えます。 

【回答】 

説明文書（臍帯血細胞保管用）「16.本研究や入院の費用負担について」の「このうち、保管

登録（臍帯血を採り、臍帯血細胞だけを保管するまで）の費用は最大 10 万円（細胞調製費

用 15,369 円＋保管期間に合わせた費用(液体窒素)1,000 円／月）を想定しています。」の後

に「保管期間は、お子さんが 7 歳程度までに臍帯血細胞を輸血しますので、最長 84 か月程

度としています。」を追記しました。 

 

追加指摘事項 

 

１－３．説明文書（臍帯血細胞保管用）に説明が必要な箇所について 

回答④で、いつまで保管するのかについて、回答の中で「当院以外の医療機関で診断

された場合には、当院へお問い合わせいただくよう、保管登録に同意された方へ、退院

までにお伝えします。」「お問い合わせがない場合や脳性麻痺となる可能性が低いと思わ

れたお子さんの場合には、お子さんが 6 歳までに、当院から保管登録に同意された方に

問い合わせをし、保管登録した臍帯血細胞の保管に関する保管期限、民間バンク(プライ

ベートバンク)への移管、廃棄について相談をします。」と説明くださいましたが、説明文書

（臍帯血細胞保管用）にはそのような説明がございません。適切に追記いただく必要があ

ると考えます。 

また、説明文書「14．臍帯血細胞の保管への同意および同意の撤回の自由について」

の説明との関連についての当方からの質問に対して、「保管登録費用については、保管

するまでに、または保管後に同意撤回し廃棄される場合、保管後にお子さんが本研究の

対象とならず廃棄される場合は、費用をいただきません。保管後に同意撤回され民間バ

ンク(プライベートバンク)へ移管される場合、保管後にお子さんが本研究の対象とならず

民間バンク(プライベートバンク)へ移管される場合は、保管期間に合わせた費用をお支

払いいただくことになります。」とのご回答を頂きましたが、その内容が説明文書に追記さ

れていません。「いったん同意をいただいた場合でも、臨床研究「脳性麻痺に対する自家

臍帯血由来有核細胞輸血」の症例登録に参加する以前であればいつでも同意を撤回す

53



ることができます。同意を撤回しても不利益を受けることはありません。保管後にお子さ

んが本研究の対象にならないことが分かり臍帯血を廃棄される場合は費用負担はござ

いません。保管後に同意撤回をされて民間バンク（プライベートバンク）へ臍帯血を移管

される場合は、保管期間に合わせて費用をご負担いただくことになります。」といった程度

の説明は、「16．研究や入院の費用負担について」にだけにではなく、14 の同意撤回の

説明にも記載頂きたく存じます。 

なお、確認ですが、保管料の請求は患者が症例登録された時点、もしくは同意を撤回

した時点で請求されるという手順になっているのでしょうか？本件についてもご記載いた

だきたく存じます。 

【回答】 

説明文書（臍帯血細胞保管用）「16.本研究や入院の費用負担について」に「脳性麻痺と当院

以外の医療機関で診断された場合には、当院へお問い合わせいただくよう、保管登録に同

意された方へ、退院までにお伝えします。お問い合わせがない場合や脳性麻痺となる可能

性が低いと思われたお子さんの場合には、お子さんが 6 歳までに、当院から保管登録に同

意された方に問い合わせをし、保管登録した臍帯血細胞の保管に関する保管期限、民間バ

ンク(プライベートバンク)への移管、廃棄について相談をします。」を追記しました。 

説明文書（臍帯血細胞保管用）「14.臍帯血細胞の保管への同意および同意撤回の自由につ

いて」に「保管後にお子さんが本研究の対象にならないことが分かり臍帯血細胞を廃棄され

る場合は、費用負担はございません。また、保管後に同意撤回をされて民間バンク（プライベ

ートバンク）へ臍帯血細胞を移管される場合は、保管期間に合わせて費用をご負担いただく

ことになります。」を追記しました。 

保管料は、患者さんが症例登録をされた時点と同意を撤回し臍帯血細胞を民間バンク（プラ

イベートバンク）に移管することを希望された場合に請求いたします。 

説明文書（臍帯血細胞保管用）「16.本研究や入院の費用負担について」に「なお、保管登録

の費用は下記の場合に請求させていただきます。①症例登録に同意したとき②保管登録の

同意を撤回し、民間バンク（プライベートバンク）に臍帯血細胞を移管するとき」を追記しまし

た。 

 

追加指摘事項 

 

１－４．「本研究」という言葉の定義について 

回答⑤で、将来の研究のために用いる可能性における保管料の負担について、患者

負担はない（研究者負担）とご説明くださいましたが、そもそも説明文書（臍帯血細胞保

管用）の「19．将来の研究のために用いる可能性」において「この研究での診療情報…」

と書かれていますが、臍帯血の保管は研究なのでしょうか？（この件については４で既に

指摘しており、申請者からは一部これに回答頂いておりますが、申請者のご回答を踏ま

えた上で、再度以下をコメントさせて頂きます。） 
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説明文書の１はじめににおいて「この説明文書は、「脳性麻痺に対する自家臍帯血由

来有核細胞輸血」の臨床研究において臍帯血細胞を輸血するにあたり、事前に臍帯血

細胞を保管することを説明するものです。」とし、2 段落下で「こうしたことから、本研究で

は脳性麻痺の治療を確立することを目指し、臍帯血細胞輸血の有効性を主体的にみて

いきます。」と説明していることから、「本研究」というのは症例登録としている「臨床研究」

本体を指しており、その前段階の臍帯血の採取・保管については前提となるものとして位

置づけられているのではないでしょうか？少なくとも同意については、採取・保管の同意

と臨床研究への参加（症例登録）の同意を分けていると思いますので、説明文書もそれ

に合わせて整理して頂く必要があると考えます。 

そのうえで、説明文書（臍帯血細胞保管用）の中で用いられている「本研究」が、各々

何を指しているのか、被験者に理解できるよう記載を整理し、具体的に記載して頂く必要

があると考えます。 

「本研究」とは何であるのかを整理して頂けば解消する問題かと思いますが、例えば、

当該箇所 19 において本研究終了後 10 年まで保管するが、他の臨床研究で用いること

はありませんとしておられますが、臍帯血細胞の保管を「本研究」と呼んでいるのか？そ

れともまだ参加するかも決まっていない臍帯血細胞輸血の臨床研究のことを指している

のか？本研究終了というのは、臨床研究の終了時を指しているのかと思いますが、この

臨床研究終了後の説明は症例登録の説明文書においてすればよい内容で、臨床研究

に進まず採取・保管のみで終了した被験者（保護者）には必要のない説明ではないか、さ

らに仮に残余臍帯血等があったとして他の基礎研究に使うことはあっても臨床研究に使

用することはそもそも論としてないと考えますと、具体的にどういう状況を想定したご説明

なのでしょうか、よくわかりません。また、「同意されても、ここでかかる保管などの費用の

負担は…」のくだりですが、何に同意した場合の費用負担の話をされているのでしょう

か？将来の研究のために利用することに同意ということでしょうか？ですが、同意書には

そういった同意意思を表明する欄はありません。 

【回答】 

説明文書（臍帯血細胞保管用）において、臨床研究「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有

核細胞輸血」を「本研究」ということを定義し、記載を統一しました。 

臍帯血の採取・保管に関しては、研究から切り離した記載に修正しました。 

また、「19．将来の研究のために用いる可能性」は保管登録の説明時には不要のため削除

しました。同意説明文書のチェック項目のうち、最後の「本研究に関する情報公開の方法（目

次 20.）」が非表示になっていたため修正しました。 

 

２．指摘事項１の質問４の同意撤回書の修正について 

先ず頂戴したファイルの 5.20-6 と 7.4-2 のどちらがどちらの同意撤回書であるか分か

りませんが、片方は臍帯血採取・保管のための説明文書に添付されている保管登録の
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同意書に対する同意撤回書ではないかと推察いたします。そうであれるならば、「…研究

名「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」への参加に同意し同意書に署名

しましたが…」ではなく、「…研究名「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」

のための臍帯血の採取・保管に同意し同意書に署名しましたが…」とならなければならな

いと考えます。 

また、採取・保管は研究ではありませんので、研究成果が公表されていた場合に廃棄

できないことを了承させる必要はないと考えます。また、同意を撤回する項目の書きぶり

についても、「本研究の継続」といった記載も上記理由により誤りと考えますし、保管中に

採取された臍帯血以外の試料・情報があるとも思えませんので、この同意を撤回する項

目の記載についても再考が必要ではないでしょうか？ 

【回答】 

5.20-6が保管登録、7.4-2が症例登録の同意撤回書になります。 

保管登録の同意撤回書はご指摘いただきました通り、「…研究名「脳性麻痺に対する自家臍

帯血由来有核細胞輸血」のための臍帯血の採取・保管に同意し同意書に署名しましたが…」

に修正しました。また、研究成果が公表されていた場合の廃棄について及び収集された試

料・情報の利用についての文章を削除しました。 

 

３．指摘事項１の質問４の同意撤回書の修正について 

同意撤回書の指摘事項１の修正ですが、一つ目の□については、チェックを入れて頂

くよりも、「…同意撤回書を提出します。」のあとに、「なお、研究成果が論文などで公表

…」と続けて、まとめて意思表明をして頂いた方が分かりやすいように思いました。 

さらに、「同意を撤回する項目」としている箇所は「同意の撤回に伴う試料等の取り扱

い（いずれかの□にレを付けてください）」とし、□本研究の継続の同意を撤回しますの文

章は削除（これは既に最初の文章で同意を撤回すると書かれているので）、 

□すでに収集された試料・情報について、研究のために利用して構いません。 

□すでに収集された試料・情報について、すべて廃棄することを希望します。 

の 2択と整理するのが望ましいのではないかと考えます。つまり、この修正では、チェック

はいずれか一つに付けて欲しいことを伝え、かつ「これまでに収集された」と「既に収集さ

れた」と表現に齟齬がある文章を統一し、二つの選択肢の違いを明確にするという意図

があります。 

【回答】 

症例登録の同意撤回書はご指摘いただきました通り、一つ目の□を削除し、「同意撤回書を

提出します。」のあとに、「なお、研究成果が論文などで公表…」と続けて、まとめて意思表明

をしていただくようにいたしました。 

また、「同意を撤回する項目」としている箇所につきましても、「同意の撤回に伴う試料等の取

り扱い（いずれかの□にレを付けてください）」とし、「本研究の継続の同意を撤回します。」の
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文章は削除の上、「□すでに収集された試料・情報について、研究のために利用して構いま

せん。□すでに収集された試料・情報について、すべて廃棄することを希望します。」の 2 択

といたしました。 

 

追加指摘事項 

 

３－１．３の回答について 

回答の前半は適切に修正いただいておりますが、後半の同意撤回⑤の試料の取扱い

に関する選択肢について、回答においては「すでに収集された」に統一する意向と受け取

りましたが、実施の同意撤回書では「これまでに収集された」と「すでに収集された」の両

方の文章が前回のまま残っております。ここについては、２つの選択肢のどこが異なるの

かを明確にするために、同じ内容については同じ表現を採用、統一することを求めている

という説明まで付けましたのに、ご理解いただけませんでしたでしょうか。適切なご対応を

お願い致します。 

【回答】 

修正漏れでした。申し訳ございません。 

同意撤回書（症例登録用）の２つの選択肢の箇所を以下のとおり修正しました。 

□ すでに収集された試料・情報について、研究のために利用してかまいません。 

□ すでに収集された試料・情報について、すべて廃棄することを希望します。 

 

４．臍帯血の保管への同意説明文書における「研究」の位置づけについて 

臍帯血の保管への同意説明文書 14 において、「同意を撤回した時すでに研究成果が

論文などで公表されていた場合には、公表結果の撤回は出来ません。」と書かれている

のですが、保管しているだけの状態で研究に使用されていないのに研究成果が公表さ

れている場合の注意書きが書かれているのはどういうことでしょう？ 

また、17 の個人情報の取り扱いについてでは、研究に参加された場合の説明と研究

上取得されたデータの保管等について書かれていますが、研究に参加するかどうかは、

別途臨床研究の説明文書にて説明されるはずで、臍帯血の採取・保管の説明文書で説

明されるべき情報ではないと考えます。そもそも、２でもお訊ねしておりますが臍帯血の

採取・保管は研究なのでしょうか？説明文書内で「この研究」「研究」「臨床研究」等と書

かれていますが、保管の先に予定されている臨床研究の話と保管の話が混在していて、

全体として非常に分かりにくいと感じます。 

【回答】 

ご指摘、ありがとうございました。 

まず、臍帯血の採取・保管は研究の第一段階ととらえておりますので、説明書内では「研究」
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として記載しております。 

臍帯血の保管への同意説明文書 14．臍帯血細胞の保管への同意および同意撤回の自由

についての「同意撤回した以降は診療情報が研究のために用いられることはありません」以

降の文章を削除しました。 

17 個人情報の取り扱いについては、「この研究に参加される際は、患者さん・お母さんのお

名前・住所を切り離したうえでコード番号を用いて、管理します。」のみの記載としました。 

 

追加指摘事項 

 

４－１．４の回答について 

臍帯血の採取・保管は研究の第一段階ととらえておりますので、説明書内では「研究」

として記載しておりますとのご回答ですが、もしそのように整理されるのであれば、説明

文書内で用いている「本研究」がその個所その個所で何を指しているのか、再度整理を

して、適切かつ具体的な説明を加えてください。もしくは、先にコメントさせて頂いたよう

に、採取・保管は臨床研究の前提、前段階と位置づけ、「本研究」と表現しないよう整理

いただき、二つの説明文書を再度推敲頂けましたらと存じます。 

【回答】 

説明文書（臍帯血細胞保管用）において、臨床研究「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有

核細胞輸血」を「本研究」ということを定義し、記載を統一しました。また、臍帯血の採取・保

管に関しては、研究から切り離した記載にしました。 

 

５．臍帯血の採取・保管の同意書の署名欄について 

臍帯血の採取・保管についての同意書では、「お父さんあるいは親族のお名前（お母

さんとの関係）」とありますが、お父さん以外の方に署名をして頂く場合というのはどういう

状況を想定しておられますでしょうか？法律婚の形をとっていないパートナーの場合は

「親族」ではありませんので、この署名欄に署名が出来ないかと思います。シングルマザ

ーの場合にお母さんの署名のみでも良いとしているのか、あるいは親族のどなたか養育

に協力くださる方の署名を必要としているのか、そのためにこの親族の署名欄があるの

か、研究者側のスタンスが不明ですのでご説明頂きたいと存じますし、その内容を被験

者（保管を依頼する保護者）に分かるよう保管用の説明文書の 14 の同意の説明箇所に

加筆してください。そのうえで、同意書を適切に修正ください。  

【回答】 

臍帯血の保管期間が長期に及ぶため、症例登録までに、様々な状況変化が予想されます。 

そのため、臍帯血の採取・保管の同意はお母さんのみではなく、お母さんと、お父さんあるい

は親族の方のおふたりから得ることとしています。法律婚の形をとっていないパートナーの方

に同意をいただくことは、ありません。 
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14.臍帯血細胞の保管への同意および同意撤回の自由について、下記を追記しました。 

「同意書への署名は、臍帯血細胞の保管が長期にわたりますので、お母さんと、お父さんあ

るいは親族の方のおふたりにお願いします。」 

あわせて、「もしお断りになっても、今後の治療を受けるうえで不当な扱いを受けることは決し

てありません。」の記載個所を修正しました。 

 

追加指摘事項 

 

５－１．５の回答について 

臍帯血の採取・保管の同意について、長期間にわたるのでお母さんのみならずお父さ

んもしくは親族の方のお二人からとしているというご説明ですが、長期間（最長 7年）の保

管であるために親族からも同意を得るというのは理由としてよくわかりません。臍帯血が

本来こどものものであると考えるので、お母さんのみならずこどもの代諾者たるお父さん

からも同意をいただきますというのであれば、そういう考え方は認められると考えます。そ

の際、法律婚の形をとっていなくても、事実婚パートナーがお父さんとして署名することを

認めないとする理由がよくわかりません。父親もしくはこどもの親権者となる予定のパー

トナーが存在しない場合は、親族の署名が必要ではなく、母親の単独署名で臍帯血の採

取・保管は出来るとするのが一般的ではないかと考えます。母親の生命に危険が及ぶよ

うな手技を受けて頂く状況で、万が一母親が死亡した場合にこどもの養育を担える方か

らの同意が必要ということでもないと思いますし、今回の親族の署名を求める法的な根

拠がよくわかりません。さらに、父親が不在のとき親族の署名が必要であることについて

説明文書に何も書かれていないのも問題かと思います。最終的に誰の同意を求めるの

かを再考いただいた上で、説明文書の 14 に、どういう理由でお母さん以外に誰の同意を

求めるのかをご説明ください。 

また、上記に関連して、症例登録の説明文書の 14において、「この研究への参加は患

者さん及びご家族の自由です」と記載されていますが、対象患者は 7 歳未満（学齢期前）

のお子さんで、しかも脳性麻痺の患者さんとなりますが、患者本人の意思確認を前提とさ

れているのでしょうか？（同意書にも患者署名欄は用意されていないと思います。）そうで

ないなら「この研究への参加については強制するものではありません。患者さんの代諾

者の方が自由意思に基づいてご判断ください。なお、代諾者とは患者さんの利益を守る

ために本人に代わって判断する者で、患者さんが小児の場合は親権者となります。」とい

った説明に修正頂いた方が良いかと考えます。 

【回答】 

臍帯血の採取・保管の同意については、お母さんの同意のみで可能とし、同意書を修正しま

した。 

また、説明文書（臍帯血細胞保管用）「14.臍帯血細胞の保管への同意および同意撤回の自
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由について」に「同意書への署名は、臍帯血細胞の保管が長期にわたりますので、お母さん

と、お父さんあるいは親族の方のおふたりにお願いします。」と記載しておりました箇所を、

「同意書への署名は、お母さんにお願いします。」と修正しました。 

説明文書（症例登録用）の「14本.研究への参加および同意撤回の自由について」は、この研

究への参加は患者さん及びご家族の自由です。」を「本研究への参加については強制するも

のではありません。患者さんの代諾者の方が自由意思に基づいてご判断ください。なお、代

諾者とは患者さんの利益を守るために本人に代わって判断する者で、患者さんが小児の場

合は親権者となります。」に修正しました。 

 

追加指摘事項 

 

６．説明文書（症例登録） 16．研究や入院の費用負担について 

説明文書（症例登録）の 16 に追加してくださった費用の表ですが、「全額自己負担」と

いうのはどういう意味でしょうか？「実際にかかる費用」という意味かと推察しますので、

そのように記載を修正頂き、「保険適用 3 割負担」を「患者負担分（保険適用後 3 割負担

の場合の金額）」のような書き方にして頂かないと、患者さんによっては全額自己負担を

されるかのような誤解を与えるのではないかと感じました。 

【回答】 

説明文書（症例登録用）の「16.研究や入院の費用負担について」に追記した費用の表を修

正しました。 

・項目の名称 

保険適用３割負担→患者負担分（保険適用後３割負担の場合の金額） 

全額自己負担→実際にかかる費用 

・臍帯血の採取・保管にかかる費用は、症例登録用の説明文書のため削除、合計額を修正 

 

追加指摘事項 

 

７．説明文書（臍帯血細胞保管用） 16．研究や入院の費用負担について 

説明文書（臍帯血細胞保管用）の 16には、臍帯血細胞輸血の臨床研究の費用につい

ての表を掲載されなかったようですが、保管の先に予定している臨床研究の費用につい

ては、保管の同意を頂く際に予めご理解を頂く必要があるかと考えます。その理由として

は、被験者が臨床研究の費用負担額によっては臨床研究に参加しない（できない）と判

断される可能性があり、そのことは採取・保管の同意の判断に大きく影響すると考えるか

らです。したがって、保管用の説明文書においても、先に予定されている臨床研究の費

用についての表をお示しいただくことは重要と考えます。 
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なお、「ここまでで、およそ 173 万円（保険適用 3 割負担を加味）～およそ 369 万円（全

額自己負担）を想定しています。」という記載については、「ここまで」という表現から「この

先（の費用負担）がある」かのような印象を与えるように思います。また、全額自己負担と

いう表記についても分かりにくいように思います。「臍帯血を採取・保管し、臨床研究に参

加する場合は、およそ 173 万円（保険適用にて 3 割負担の場合）となります。」として、表

で補足説明をいただくと分かりやすいのではないかと考えます。再考いただけましたらと

存じます。 

 

【回答】 

説明文書（臍帯血細胞保管用）「16．研究や入院の費用負担について」に費用の目安の表を

追加しました。 

また、ご指摘いただいた説明を以下のとおり修正しました。 

「実際にかかる費用は、およそ 369 万円で、保険適用で 3 割負担とすると患者さんの負担額

は、およそ 173万円になります。 

このうち、保管登録（臍帯血を採り、臍帯血細胞だけを保管するまで）の費用は最大 10万円

（細胞調製費用 15,369円＋保管期間に合わせた費用(液体窒素)1,000円／月）を想定して

います。保管期間は、お子さんが 7歳程度までに臍帯血細胞を輸血しますので、最長 84か

月程度としています。 

以上 
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先進医療技術審査部会からの指摘事項３ 

 

先進医療技術名：脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血  

2025 年 2 月 26 日 

所属・氏名：高知大学医学部附属病院・藤枝幹也 

 

１．指摘事項１の９において対象疾患の適応範囲について指摘を重ねましたが、

先行研究では PVL/HIE 症例と PVL 症例では改善を示し得ていないことから、本研

究では対象を FIH 症例に限定する計画にご変更ください。 

【回答】 

ご指摘通り自家臍帯血由来細胞輸血では局所性(巣状)虚血例や出血例 

(FIH：Focal ischemia/hemorrage）で改善が示されたことから選択基準を下記

のとおり変更します。なお、FIH 症例には低酸素性虚血性脳症例、頭蓋内出血

例および脳梗塞例を含みます。 

 

低酸素性虚血性脳症（HIE）、脳室白質軟化症（PVL）等の原因により脳性麻痺

の診断を受けている症例 

⇒低酸素性虚血性脳症（HIE）、頭蓋内出血および脳梗塞により脳性麻痺の診断

を受 けている症例 

  

62



追加指摘事項１－１ 

根拠論文（先行臨床研究論文）である H. Kikuchi et al. Brain & Development 

44 (2022) 681–689 の Table 1 脚注によれば、FIH、HIE および PVL は独立した概

念と読みとれます。HIE と PVL では有効性が認められない（同 Figure 3）ので、

選択基準は、Focal ischemic/hemorrhage に限定すべきとお伝えしました。HIE を

選択基準とすると、有効性が期待できない非 focal 例も enroll されうるという危

惧です。 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

Fig. 3. Serial changes of Gross Motor Function Measure-66 scores in patients with 

cerebral palsy after treatment in this study. Arrows indicate the time of 

administration of autologous cord blood in patients with cerebral palsy. GMFM: 

Gross Motor Function Measure. GMFCS: Gross Motor Function Classification Scale. 

Table 1 

Cases at entry. 

Cases Ages at entry 

(years) 

Sex Gastational age 

(weeks) 

Birth Weight 

(g) 

Apgar 

score 

MRI 

findings 

Typography & Abnormal 

Movements 

GMFCS 

Level 

1 1.7 Male 30 1484 6/10 PVL/HIE Quadriplegia Spasticity Ⅴ 

2 6.7 Male 28 1062 6/7 PVL Paraplegia Spasticity III 
3 2.3 Male 38 2998 8/9 FIH Hemiplegia (Rh) Spasticity III 

4 3.2 Male 35 2704 8/8 FIH Hemiplegia (Rh) Spasticity Ⅰ 

5 2.2 Female 40 2435 8/9 FIH Hemiplegia (Lh) Spasticity Ⅰ 

6 4 Male 37 2784 8/9 FIH Paraplegia Spasticity Ⅳ 

PVL: Periventricular leukomalacia, HIE: Hypoxic ischemic encephalopathy, FIH: Focal ishemic/hemorrhage, Rh: Right hemishere, Lh: 

Left hemisphere, GMFCS: Gross Motor Function Classification System. 
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（脚注もそのままコピペしております） 

 

【回答】 

ご指摘のとおり、先行研究 Phase１の論文（H. Kikuchi et al. Brain & Development 44 (2022) 

681–689）の結果では、Case1 PVL＋HIE 例、Case２ PVL 例において、運動能力の改善

度が他症例に比して低い傾向にありました。しかし、HIE 例は Case１(PVL+HIE 例)の１例

のみであり、この症例は、GMFCS Level*が V(寝たきり状態)という最重症度例でした。

GMFCS Level が V の場合には、障害度が最重症でリハビリテーションに臍帯血細胞輸血を

併用しても坐位や立位など改善が得られがたいといった点から、運動能力の評価をするこ

とは難しく、Ⅰの場合には、障害度が軽症のためリハビリテーションのみでも運動面の改

善が得られやすくなり、運動能力の評価をすることは難しいと考えられました。これは、

当院以外での先行研究での論文 (Sun JM et al. Stem Cells Translational Med 2017, Sun JM et al. 

Dev Med Child Neurol 2022)でも述べられております。 

また、先行研究(Phase１)「小児脳性麻痺など脳障害に対する同胞間臍帯血有核細胞輸血－

細胞バンクで保管されている同胞の臍帯血有核細胞を用いた輸血の安全性研究－」

（jRCTa060200018）で、以下の結果（表と図）を厚生労働省に報告いたしました。PVL 症

例の Case 2（GMFCS Level IV）と Case３（GMFCS Level III）で、運動能力の改善度は他症

例に比して低い傾向がみられました。一方、Case５は HIE 症例ですが、障害度は GMFCS 

Level IIIで、Case 2と Case 3の PVL症例に比して、運動能力の改善度は良い傾向がみられ

ました。 

以上のことから、この他の公表論文（Sun JM et al. Stem Cells Translational Med 2017, Sun 

JM et al. Dev Med Child Neurol 2022）も参考にし、臍帯血細胞の効果について評価が得られ

やすいであろう GMFCS Level は、II～IV 及び I(I の場合は四肢麻痺や対麻痺があること)に
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絞り、対象症例については、前回の回答のまま、以下のようにいたしたいと考えておりま

す。 

低酸素性虚血性脳症（HIE）、脳室白質軟化症（PVL）等の原因により脳性麻痺の診断を受

けている症例 

⇒低酸素性虚血性脳症（HIE）、頭蓋内出血および脳梗塞により脳性麻痺の診断を受けてい

る症例 

 
＊GMFCS Level  

Level V：電動車いすや環境制御装置を使用しても自動運動が非常に制限されている 

Level IV：自力移動が制限 

Level III：歩行補助器を使って歩く 

Level II：歩行補助器なしで歩く 

Level I：制限なしに歩く 
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【回答】 

 

  

  

  

  

  

  

  

  

  

   

        

      
         

     
         

      
         

       

 
 
 
 
  
 
  
 
 
  

          

      
         

      
         

追加指摘事項１－２ 

引用論文（Kikuchi, H. et al.）ならびに先行研究（jRCTa060200018）を再検討

し、HIE であったから有効でなかったのではなく、重篤であるが故というご回答

に、一定の理解を示すことは可能です。 

今回の改訂により、選択基準は下記に変更されております。 

1）細胞バンクに自家の臍帯血細胞を保管している以下の①および②を満たし、初

回入院時に 1歳以上 7歳未満の症例 

①低酸素性虚血性脳症（HIE）、頭蓋内出血および脳梗塞により脳性麻痺の診断を

受けている症例 

②障害度が粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベル II～IV。なお I の場合は四

肢麻痺や対麻痺を伴うこと 

2）代諾者からの同意が得られていること 

 

ご回答によれば、「Case2 GMFCM Level IV では運動能力の改善は他症例に比して

低い傾向」とあります。重症例では本治療技術の有効性が期待できないと理解し

ました。「②障害度が粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベル II～IV。なお I

の場合は四肢麻痺や対麻痺を伴うこと」を「②障害度が粗大運動能力分類システ

ム（GMFCS）レベル II～III。なお I の場合は四肢麻痺や対麻痺を伴うこと」と変

更をご検討ください。あるいは、引用論文（Kikuchi, H. et al.）ならびに先行研

究（jRCTa060200018）における提示 Figure を参照し、GMFM-66(ないし 88)に cut-

off値を設定することも可能です。（例えば、GMFM-66値が 40~50以下では有効性が

期待できず、enroll された場合、せっかくの先進医療で有効性が示しえないとい

う不幸も推測されます。） 

は輸血時を表す 
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検討しました結果、Cut-off 値は、今までの私どもの先行臨床研究では症例数が少

なく、決定が困難です。また、障害度が粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベル

II～III で有効である例が多いことから下記のとおり修正いたします。 

 

選択基準 

1）細胞バンクに自家の臍帯血細胞を保管している以下の①および②を満たし、初回

入院時に 1 歳以上 7 歳未満の症例 

①低酸素性虚血性脳症（HIE）、頭蓋内出血および脳梗塞により脳性麻痺の診断を受

けている症例 

②障害度が粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベル II～IV。なお I の場合は四肢

麻痺や対麻痺を伴うこと 

2）代諾者からの同意が得られていること 

↓ 

1）細胞バンクに自家の臍帯血細胞を保管している以下の①および②を満たし、初回

入院時に 1 歳以上 7 歳未満の症例 

①低酸素性虚血性脳症（HIE）、頭蓋内出血および脳梗塞により脳性麻痺の診断を受

けている症例 

②障害度が粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベル II～Ⅲ。なお I の場合は四

肢麻痺や対麻痺を伴うこと 

2）代諾者からの同意が得られていること 

 

【回答】 

 

ご指摘とおり、「11)医師が不適格と判断した症例」に、十分なリハビリが行い

えない症例が包括されております。 

追加指摘事項１－３ 

除外基準についての確認です。 

特定再生医療等委員会の指摘後修正で、十分なリハビリの実施が求められていた

と思います。「11)医師が不適格と判断した症例」に、十分なリハビリが行いえな

い症例が包括されているという理解でよろしいでしょうか。 
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【回答】 

細胞バンク*のうち当院で保管する臍帯血細胞（特定細胞加工物）は、特定細胞加

工物概要書、特定細胞加工物標準書に従い調製し保管されますが、当院で臍帯血を

採取する症例(母親)については、同意説明文書(臍帯血細胞保管用) 5. 本研究の対

象となるお子さん や 研究実施計画書 6.12. 研究の流れ に記載する【脳性麻痺の発

生頻度が上昇する**条件】のうちいずれかに該当し、同意が得られた方を対象として

います。 

また、本研究は、本院のARO(次世代医療創造センター)のサポートを受けながら進

めてまいります。 

 

 * 高知大学医学部附属病院 輸血・細胞治療部 及び 臍帯血プライベートバンクの

業務内容等に関する届出を厚生労働省に行い許可された民間バンク(プライベートバ

ンク) （研究実施計画書 2. 用語の定義 ） 

 

 【脳性麻痺の発生頻度が上昇する**条件】 

  1. 産科的にハイリスク妊娠である妊婦から出生 

  2. 在胎週数３６週未満 

  3. 妊婦健診等で２５００g 未満の低出生体重児となる可能性が高いと予測される 

(** 分娩 1000 例に対して 2 例発症するといわれていますが、出生体重と在胎週数が

要因で脳性麻痺を発症する数は 1000 例に対して 4.2 から 34.1 例/年間になるといわ

れています。) 

 

２．ロードマップ上では、「保険収載に至らない場合、新しい先進医療等を検討」

と記載されていますが、本研究は最小効果量(閾値)の設定など探索的要素が強

く、これまでの議論等を経ても本試験で全てが解決できる段階ではないと考えま

す。本試験の次に検証的な位置づけの臨床試験の実施を踏まえて保険収載に進む

よう、開発全体のロードマップを再検討して提出してください。 

 

追加指摘事項１－４ 

選択基準に「細胞バンクに自家の臍帯血細胞を保管している」と記載されてい

ます。この場合、高知大学で臍帯血を採取する症例がどのような適式な基準で

enroll されるのか、混乱しています。先般的に、1 つの研究として整合性が十分

な検討が行われておらず、申請医療機関における臨床試験等支援部門の十分なフ

ォローを期待します。 
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【回答】 

本研究の評価を踏まえて、次相研究として検証的な先進医療または臨床試験を、

多施設で以下の項目について行います。 

１．最少効果値(閾値)の、障害度別の値の設定 

２．有効な脳性麻痺の型の探索 

１）障害部位：片麻痺、対麻痺、四肢麻痺 

２）筋緊張異常による型：痙直型、アテトーゼ型、低緊張型、失調型 

３．有効投与量の設定(CD45 陽性細胞数/kg) 

４．年齢 

例えば、1.5 歳-2 歳、3歳-5 歳、6歳-7 歳未満での効果 

 

併せて、先行臨床研究に記載しました（参考）【小児脳性麻痺など脳障害

に対する同胞間臍帯血有核細胞輸血】(jRCTa060200018)の終了報告が受理

されましたので、研究期間が「2020 年 9 月～進行中」であったものを、

「2020 年 9 月～2024 年 9 月」に修正しました。 

以上 
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ステムセル社で保管

脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血

点滴投与

④患児へ輸血

③液体窒素下で保管

液体窒素
タンク

②CPCにて細胞調製
臍帯血バッグ

赤血球
rich

有核
細胞

保管登録（高知大学医学部附属病院）

症例登録

臍帯血

胎盤

臍帯

臍帯血バッグ

①手術室／分娩室にて採血

適応疾患 脳性麻痺

第173回先進医療技術審査部会
資料２－４

令和７年３月13日
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保険収載までのロードマップ

【小児脳性麻痺など脳障害に対する自家臍帯血
単核球細胞輸血】(jRCTb060190039)

• 試験デザイン：単群無対照オープン試験
• 期間：2016年12月～2021年6月
• 被験者数：6症例
• 結果の概要：有害事象は認めず、粗大運動能力尺度

(GMFM)では全例4ポイント以上上昇し、4例はリハビリ単独の平
均値を超える改善が得られた。効果は3年間維持されていた。

（参考）【小児脳性麻痺など脳障害に対する同胞間臍帯
血有核細胞輸血】(jRCTa060200018)
試験デザイン：単群無対照オープン試験
• 期間：2020年9月～2024年9月
• 被験者数：5症例(現在までに4症例)
• 結果の概要：5例中1例で投与後一過性に蕁麻疹が認められた
がそれ以外の有害事象は認めていない。約1年の観察だが、4例
全例でリハビリ単独の平均値を超える改善が得られた。

【脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞
輸血】
• 試験デザイン：単群非対照オープン試験
• 症例登録期間：５年
• 被験者数：12症例
• 対象：1歳以上7歳未満の脳性麻痺
• 主要評価項目：運動障害を輸血前後で評価

・運動障害（粗大運動能力尺度：GMFM）の輸血前
6か月間と輸血後6か月間の変化（スコアの差）

• 副次評価項目：
・運動障害（GMFM）及び発達遅滞・知的障害（新版K 
式発達指数または WISC-IV 知能検査）のスコア変化

・頭部MRI画像の変化
DTI解析可能な症例は、左右の皮質脊髄路において神経
（主には大脳脚、内包後脚）の比較をすることで変化を評
価する

・運動障害（GMFM）
・発達遅滞・知的障害及び頭部MRI画像の変化とCD45陽
性細胞数（顆粒球を除く）との関連性

・有害事象の有無、有害事象の種類、出現頻度・時期

先行臨床研究 先進医療B

先進医療技術名：自家臍帯血由来有核細胞輸血
先進医療での適応疾患：脳性麻痺

選択基準：1歳以上7歳未満の脳性麻痺

除外基準：以下の基準に1つでも抵触する場合は除外とする。

1) 遺伝子疾患が確認された症例

2) 悪性腫瘍が確認された症例（ただし、頭蓋内腫瘍は、悪性良性問わず除外）

3)  ステロイド・アルブミン製剤にアレルギー反応のある症例

4) 研究対象者または母親で感染症（B型肝炎、C型肝炎、HIV、HTLV-1、梅毒）

が確認された症例

5）特定細胞加工物の無菌検査（好気性菌、嫌気性菌、真菌）で陽性が認められ

た症例

6）医師が不適格と判断した症例（コントロールされていないてんかん、免疫不全、肝

臓・腎臓障害を含む）

7) 同意の得られない症例

予想される有害事象：特になし

欧米での現状
薬事承認：米国（無） 欧州（無）
ガイドライン記載：（無）
進行中の臨床試験（有）
→概要：第2相ランダム化二重盲検クロスオーバー試験で、

2×10の7乗個/kg以上投与群で優位にGMFMが改善した。
(Stem Cell Transl Med 2017:6; 2071-78) 2

自家臍帯血由来
有核細胞輸血

保
険
収
載

前相の結果により

検証的な先進医療

または臨床試験を

実施

次相研究
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28 

 

先進医療を実施可能とする保険医療機関の要件として考えられるもの 

注 1）当該技術の経験症例数について、実施者［術者］としての経験症例を求める場合には、「実施者［術

者］として （  ）例以上・不要」の欄を記載すること。 

注 2）医師の資格（学会専門医等）、経験年数、当該技術の経験年数及び当該技術の経験症例数の観点を含

先進医療名及び適応症：脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 脳性麻痺 

Ⅰ．実施責任医師の要件 

診療科   要（ 小児科 ）・不要    

資格 
  要（ 日本専門医機構認定小児科専門医［国内専門医］ ） 

  ・不要 

当該診療科の経験年数   要（ 3 ）年以上・不要 

 当該技術の経験年数   要（  ）年以上・不要 

 当該技術の経験症例数 注 1） 
実施者［術者］として （ 1 ）例以上・不要 

［それに加え、助手又は術者として （  ）例以上・不要］ 

 その他（上記以外の要件）  

Ⅱ．医療機関の要件 

診療科  要（ 小児科 ）・不要 

実施診療科の医師数 注 2）  
  要・不要 

具体的内容： 経験年数５年以上の小児科医師が２名以上 

他診療科の医師数 注 2） 
  要・不要 

具体的内容： 

その他医療従事者の配置 

（薬剤師、臨床工学技士等） 

  要（産婦人科医師、放射線科医師、臨床心理士、 

    理学療法士、臨床検査技師）・不要 

病床数  要（ 200 床以上）・不要 

看護配置     要（ 7 対１看護以上）・不要 

当直体制  要（ 小児科医（オンコールを含む） ）・不要 

緊急手術の実施体制   要・不要 

院内検査（24 時間実施体制）  要・不要 

他の医療機関との連携体制 

（患者容態急変時等） 

要・不要 

連携の具体的内容：自施設で対応不可の場合は要 

医療機器の保守管理体制  要・不要 

倫理委員会による審査体制 

 審査開催の条件： 

（再生医療等安全確保法及び臨床研究法に基づく研究にお

いては、本項の記載は不要） 

医療安全管理委員会の設置  要・不要 

医療機関としての当該技術の実施症例数  要（   1 症例以上）・不要 

その他（上記以外の要件、例；遺伝ｶｳﾝ

ｾﾘﾝｸﾞの実施体制が必要 等） 
  

Ⅲ．その他の要件 

頻回の実績報告  要（  月間又は  症例までは、毎月報告）・不要 

その他（上記以外の要件）  

様式第９号 
第173回先進医療技術審査部会

資料２－５
令和７年３月13日

72



29 

 

む。例えば、「経験年数○年以上の△科医師が□名以上」。なお、医師には歯科医師も含まれる。  
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【別添１】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の申請医療機関等

（申請書類より抜粋） 

１．申請医療機関 

・高知大学医学部附属病院 

 

２．協力医療機関 

・なし 

 

３．予定協力医療機関 

・なし 

  

74



 

【別添２】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の期待される適応

症、効能及び効果（申請書類より抜粋） 

３．期待される適応症、効能及び効果 

 

適応症：脳性麻痺 

 

効能・効果：保存自家臍帯血由来有核細胞輸血によるリハビリテーション単独以上の運動能力の改善 
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【別添３】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の被験者の適格基

準及び選定方法（申請書類より抜粋） 

５．被験者の適格基準及び選定方法 

 

（選択基準） 

1） 細胞バンクに自家の臍帯血細胞を保管している以下の①および②を満たし、初回入院時に 1 歳以上 7

歳未満の症例 

① 低酸素性虚血性脳症（HIE）、頭蓋内出血および脳梗塞により脳性麻痺の診断を受けている症例 

② 障害度が粗大運動能力分類システム（GMFCS）レベル II～Ⅲ。なお I の場合は四肢麻痺や対麻痺を伴うこ

と 

2） 親権者からの同意が得られていること 

3）  

（除外基準） 

1) 遺伝子疾患が研究対象者で確認された症例 

2) 悪性腫瘍が確認された症例。但し、頭蓋内腫瘍は悪性良性問わず除外とする。 

3) ステロイド・ヒトアルブミン製剤にアレルギー反応のある症例 

4) 肝臓や腎臓に障害のある症例 

5) 免疫不全の診断を受けている症例 

6) 臨床的にコントロールされていないてんかん 

7) 研究対象者の感染症（HBs 抗原（CLEIA）、HCV 抗体（CLEIA）、HTLV-1 抗体（CLEIA）、HIV-1/2 抗

体（CLEIA）、梅毒血清反応（LA））が 1 つでも陽性と確認された症例 

8) 神経ベーチェット病の症例 

9) 母親の感染症（HBs 抗原（CLEIA）、HCV 抗体（CLEIA）、HTLV-1 抗体（CLEIA）、HIV-1/2 抗体

（CLEIA）、CMV-IgM 抗体（CLIA）、梅毒血清反応（LA））が 1 つでも陽性と確認された症例 

10) 出庫検査の無菌検査（好気性菌、嫌気性菌、真菌）で陽性が認められた症例 

11) 医師が不適格と判断した症例 

12)親権者からの同意が得られない症例 

 

本研究は、研究対象者が 1 歳～7 歳未満であるため研究対象者本人への説明とともに代諾者へも同意説

明を実施し、同意を得ることが必要になる。なお、代諾者は、研究対象者の家族構成等を勘案して、研

究対象者の意思及び利益を代弁できると考えられる者を選択することを基本とし、親権者とする。その

際、研究対象者が小児であるため、代諾者（親権者）の少なくとも 1 名の同意を必要とする。 
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【別添４】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の有効性及び安全

性の評価（申請書類より抜粋） 

７－１．有効性及び安全性の評価 

主要評価項目 

輸血実施前後での運動障害（粗大運動能力尺度：GMFM-88 総合点および下位項目）の個人内推移を評価す

る。 

・輸血実施前 6か月間の変化（スコアの差）と輸血実施後 6か月間の変化（スコアの差）を比較する。 

＊輸血実施前 6 か月間とは、1 回目入院時（前観察期間の初回検査）から 2 回目入院時（前観察

期間の最終検査））の期間をいい、輸血実施後 6か月間とは、2回目入院時（前観察期間の最終検

査）と輸血 6か月後の期間をいう。 

＊輸血実施前 6か月間と輸血実施後 6か月間、および臨床研究期間中においてはリハビリテーシ

ョンは継続する。 

 

副次評価項目 

有効性評価：輸血実施前（2 回目入院時（前観察期間の最終検査））と輸血実施後（輸血１週間後、6、

12 か月後）の GMFM-88 および GMFM-66 の変化（スコア差の比較及び経時的変化）を比

較する。発達遅滞・知的障害（5 歳未満:新版 K 式発達検査（2020 年版）、原則 5 歳以上:WISC-

IV 知能検査（不能の場合は新版 K 式発達検査（2020 年版）））及び頭部 MRI 画像（但し、

金属の埋め込み等の理由で MRI 撮像ができない症例のみ CT 画像を代用する）の変化を比

較する。 

 前述項目、主要評価項目でのスコア変化（スコアの差）と顆粒球を除く CD45 陽性細胞数

との関連性を評価する。 

探索的項目：治療効果基準としての閾値について検討を行う。 

安全性評価：有害事象の有無、有害事象の種類、出現頻度及び時期 

 

主要評価項目の解析 

 粗大運動能力尺度(GMFM-88)の総合点および下位項目の、輸血実施前 6 か月間（1 回目入院時（前観察

期間の初回検査）と 2 回目入院時（前観察期間の最終検査））の個人内推移と、輸血実施後 6 か月間（2 回

目入院時（前観察期間の最終検査）と輸血 6 か月後）における個人内推移を記述する。必要に応じ、個人

内推移および全体での要約統計量を算出し、対応のある t 検定にて評価する。 

 

副次評価項目の解析 

1) GMFM-66 算出スコアの輸血実施前（2 回目入院時（前観察期間の最終検査））、輸血実施後

（輸血１週間、6,12 か月後）における各時点の値および変化（スコアの差）を記述し、対応の

ある t 検定にて評価する。 

GMFM-88 総合点および下位項目の、輸血前（2 回目入院時（前観察期間の最終検査））、輸血

後（輸血１週間、6,12 か月後）における個人内推移を記述する。必要に応じ、個人内推移およ

び全体での要約統計量を算出し、対応のある t 検定にて評価する。 

2) 発達遅滞・知的障害（5 歳未満:新版 K 式発達検査（2020 年版）、5 歳以上:WISC-Ⅳ知能検査
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（不能の場合は新版 K 式発達検査（2020 年版））及び運動障害(粗大運動能力尺度スコア) につ

いて、各々輸血実施前（2 回目入院時（前観察期間の最終検査））、輸血後（輸血１週間、6,12

か月後）における変化（スコアの差）を記述し、対応のある t 検定にて評価する。 

3) 頭部 MRI 画像（T1 強調画像、3D T2 強調画像、FLAIR 画像、拡散強調画像、拡散テンソル画

像(DTI)）について、輸血前（2 回目入院時（前観察期間の最終検査））、輸血後（輸血 1 週間、

6,12 か月後）における変化を比較・評価する。但し、MRI 撮像ができない場合は CT 画像で行

う。DTI 解析可能な症例においては、左右の皮質脊髄路において大脳脚、内包後脚等を比較す

る。（MRI 検査：3T SIGNATM Architect（GE ヘルスケア社）で撮像を行い、ziostation (AMIN

社） MR トラクトグラフィーを用いて皮質脊髄路の描出、解析（分数異方性、平均拡散率、

軸方向拡散率）を行う。皮質脊髄路の描出が困難な場合や MRI 撮像が困難な症例は、C T 画像

で行う。（皮質脊髄路の評価は除く） 

必要に応じて、Fisher の正確確率検定等にて評価を行う。 

4) GMFM の変化(主要評価項目及び副次評価項目（1）)、発達遅滞・知的障害の変化(スコアの

差)、頭部 MRI 画像の変化と、輸血前の顆粒球を除く CD45 陽性細胞数との相関について探索

する。必要に応じて、相関係数の検定にて評価を行う。 

5) GMFM-66 および GMFM-88 について、治療効果基準としての閾値について探索的に検討す

る。 

6) 有害事象の有無、有害事象の種類、出現頻度及び時期について、記述統計する。 

 

 なお、(1)～(4)の検定においては、事前の検出力の設定を行わず、報告された全ての P 値については、多

重比較のための調整は行わないこととする。 

また GMFM-88 においては、個々の年齢や障害度による改善度（スコアの差）の上昇度の意味づけの違

いを考慮するため、GMFM-88 の総合点および下位 5 領域のスコア（臥位と寝返り、座位、四つ這いと膝

立ち、立位、歩行・走行とジャンピング）等、各スコアについて個々それぞれのスコアを記述し検討を行

う。 
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【別添５】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の予定の試験期間

及び症例数（申請書類より抜粋） 

７－２．予定の試験期間及び症例数 

予定試験期間： 

<保管登録期間> 

先進医療告示適用日～2028 年 8 月 31 日（5 年間見込み） 

<症例登録期間> 

先進医療告示適用日～2036 年 3 月 31 日 

<研究期間> 

先進医療告示適用日～2038 年 5 月 31 日（総括報告書の概要を jRCT に公表した日） 

 

予定症例数：12 例（うち民間バンク(株式会社ステムセル研究所)から症例登録されるもの 10 例予定） 

既に実績のある症例数：6例 

 

①有効性が認められた事例 

区分 病名 入院期間 転帰 治療経過 

整理番号１ 

脳性麻痺 

(自) 
2017 年 7 月 
31日 
(至) 
2017 年 8 月 
26日 

著明
な改
善 

2017年 8月 16日に自家臍帯
血細胞を輸血した。有害事
象はなく、運動障害(GMFCS)
レベル IIIで右痙性片麻痺
があり自力歩行不能であっ
た。輸血後 3年経過後は自
力歩行と走行が可能となっ
た。リハビリ単独以上の運
動面の改善がえられた。 

年齢 2.3歳 
性別 男・女 

整理番号２ 

脳性麻痺 

(自) 
2017 年 11 月 
20日 
(至) 
2017 年 12 月 
16日 

著明
な改
善 

2017 年 12 月 5 日に自臍帯血
細胞を輸血した。有害事象は
なく、GMFCS レベル I で左痙
性片麻痺があった。輸血後 3
年経過後は左手で物が把握
でき、自転車に乗れるように
なった。リハビリ単独以上の
運動面の改善がえられた。 

年齢 2.2歳 
性別 男・女 

整理番号３ 

脳性麻痺 

(自) 
2018 年 4 月 2
日 
(至) 
2018 年 4 月 
27日 

著明
な改
善 

2018年 4月 17日に自家臍帯
血細胞を輸血した。有害事
象はなく、GMFCSレベル IV
で失調性麻痺があった。輸
血後 3年経過後は自力歩行
と走行が可能となった。リ
ハビリ単独以上の運動面の
改善がえられた。 

年齢 4.0歳 
性別 男・女 

 他 1例（6.7歳 男 脳性麻痺 2017年 6月 6日に自家臍帯血細胞を輸血した。入院期間は、2017年

5月 22日から同年 6月 17日である。有害事象はなく、GMFCSレベル IIIで痙性両麻痺があった。短時

間だが立位が可能になり、両膝立ちが可能になった。リハビリ単独以上の運動面の改善がえられた。 

 

 

79



 

②有効性が認められなかった事例、安全上の問題が発生した事例 

区分 病名 入院期間 転帰 治療経過 

整理番号１ 

脳性麻痺 

(自) 
2017 年 2 月 
27日 
(至) 
2017 年 3 月 
24日 

軽 度
改善 

2017年 3月 14日に自家臍帯
血細胞を輸血した。有害事
象はなく、GMFCSレベル Vで
痙性四肢麻痺があった。輸
血後 3年経過後は歩行器で
移動は可能になったがリハ
ビリ単独同等の運動面の改
善であった。 

年齢 1.7歳 
性別 男・女 

整理番号２ 

脳性麻痺 

(自) 
2017 年 10 月 
2日 
(至) 
2017 年 10 月 
28日 

軽 度
改善 

2017年 10月 17日に自家臍
帯血細胞を輸血した。有害
事象はなく、GMFCSレベル I
で痙性片麻痺があった。輸
血後 3年経過後は自力で歩
行や走行は可能だがリハビ
リ単独同等の運動面の改善
であった。 

年齢 3.2歳 
性別 男・女 

 

 

予定試験期間及び予定症例数の設定根拠： 

 

予定試験期間 

 jRCT公表日（厚生労働大臣受理日）以降に高知大学医学部附属病院で出産する妊婦に 

おいて出生児に脳性麻痺が予測される母親や親権者に本研究への参加希望がある場合、 

予め、児の特定細胞加工物を保管するための保管登録を行う。選択基準は、1 歳以上 7 歳未満のた

め、jRCT 公表日（厚生労働大臣受理日）～2028 年 8 月 31 日の保管登録期間に登録した児が７歳に

なる前日までに臍帯血由来有核細胞輸血を行い、輸血後 12 か月の後観察後、総括報告書の概要を作

成すること等を勘案し最大 9 年の試験期間とした。 

 

予定症例数 

12 例（うち民間バンク(株式会社ステムセル研究所)から症例登録されるもの 10 例予定） 

症例数の設定根拠 

臍帯血由来有核細胞は、自家臍帯血を HES 法で細胞調製し、有核細胞(単核球含む)を分離したも

のである。小児の脳性麻痺は、1000 人中、約 2 人の頻度で認められること、自家臍帯血細胞が保管

されている症例が適応となることとして、研究対象者（再生医療等を受ける者、本研究では自身の

臍帯血細胞を輸血する患児）は 12 人とした。高知大学医学部附属病院での分娩数は、2021 年度を参

考に全体で 272 例であった。脳性麻痺の発生頻度を出生の 0.2%と推定すると年間約 0.5 人となるた

め、研究期間内に 2 人程度の脳性麻痺児の発生を見込んだ。株式会社ステムセル研究所における自

家臍帯血を保管した者の CP 発生数を「脳性麻痺児の実態把握に関する疫学調査報告書」の体重階層

別の CP 発生率を参考に予測したところ、2019～2021 年の 3 年間（20,827 人）で 20.7 人となり、年

間約 7 名である。実際には、採取しても細胞数が基準に満たない、細菌検査で陽性となるケースが

あるため、採取後の脱落率を 10％と仮定しても、年間約 6 名となる。したがって、研究期間に 10 例

の症例登録は可能と考えている。 
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自家臍帯血細胞を用いて輸血を行った先行研究（jRCTb060190039）20）の結果データでは、6 か月

後の GMFM-88総合点の改善度（輸血前後の点数差）は平均 4.33点、標準偏差 3.33であった。本研究

の症例数 12 例での検出力を、両側有意水準 5%にて対応のある t 検定を想定すると、検出力は 98.3%

であった。海外での報告 24）では、6か月後の同平均は 3.85点であり、この点数差を想定すると、検

出力は 95.6%であった。なお、リハビリテーション単独における運動能力の改善度は、約７歳まで同

程度に(同じ傾きで直線的に)改善することが報告されている 26）ことより、「リハビリテーション単

独による輸血前 6 か月間の改善度」と「リハビリテーション＋臍帯血細胞輸血による輸血後 6 か月

間の改善度」の差をとればリハビリテーション単独の改善度は相殺され、先行研究の結果と同様の数

値が得られると想定される。ただし前 6か月間での上振れの可能性と、点数差のばらつきが大きくな

る可能性を鑑み検出力をいくつか試算すると、差の平均 3.3 点、標準偏差 3.6 で検出力 82.4%、差の

平均 3.2 点、標準偏差 3.6 で検出力 80.0%であった。従って、差の平均が 3.2 点となっても、本研究

の目標症例数 12名で、GMFM-88総合点の改善を十分な検出力で評価することが可能と考えた。 

また、同先行研究 20）の 6か月後の GMFM-66算出スコアの改善度（輸血前後のスコア差）を見ると、

平均 4.66点、標準偏差 5.0であった。症例数 12例での検出力を同様に算出すると 83.6%となり、GMFM-

66算出スコアの改善も十分な検出力で評価することが可能と考える。 
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【別添６】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の治療計画（申請

書類より抜粋） 

６．治療計画 

【前診察時】 

 およそ初回入院 6 週間前まで 

研究対象者等の同意取得後、研究担当医師は選択基準の 1）を満たした研究対象者について、選択

基準 2）及び除外基準 1）～11）の確認を行う。 

① 研究対象者の適格性の確認：診察及び臍帯血関連情報及び②～④により確認を行う。 

② HLA 検査：同意説明及び同意取得後、患児の口腔粘膜で採取を行う。HLA 検査の結果はいずれ

の場合も担当医師より電話連絡及び結果のコピーを送付する。 

③ 自家臍帯血細胞を民間バンクに保管している場合、情報提供を民間バンクに依頼し、民間バンク

にて自家臍帯血細胞の HLA 検査を行う。 

④ 研究対象者の感染症検査及び母親の感染症検査：HBs 抗原（CLEIA）、HCV 抗体（CLEIA）、

HTLV-1 抗体（CLEIA）、HIV-1/2 抗体（CLEIA）、CMV-IgM 抗体（CLIA）（母親のみ実施）、梅毒

血清反応（LA）を行う。 

⑤ 「特定細胞加工物に対する試験及び判定基準」に従い「前診察」の項目に合致していることを確

認後、細胞バンクに検査用保管検体引渡請求を行う。 

【無菌検査・感染症検査および細胞検査】 

 細胞調製実務者は除外基準 9）の確認および検査用保管検体入手後、「特定細胞加工物に対する試験

及び判断基準」に従い出庫検査を行う。 

① 無菌検査（好気性菌、嫌気性菌、真菌）を行う。 

本研究の承認の以前に保管された特定細胞加工物の無菌性の評価については、当該細胞培養加工施

設が都度の変更・改善を行い今日に至っており、必ずしも改善後の環境レベルで作業が行われている

わけではないことを勘案する必要がある。したがって、採取当時の当該細胞培養加工施設の衛生管理

の記録を参照し、リスクを総合的に把握する。 

② 細胞検査（顆粒球を除く CD45 陽性細胞数、顆粒球を除く CD45 陽性細胞生存率）を行う。細胞

数は顆粒球を除く CD45 陽性細胞数が 1.2E+06 個以上かつ 60%以上の生存率とする。 

【第 1 回 症例検討委員会】 

 実施責任者は、輸血基準（研究実施計画書 別紙 2「特定細胞加工物に対する試験及び判定基準」）

をみたしていることを確認する。 

「特定細胞加工物に対する試験及び判定基準」の前診察、出庫検査の結果及び臍帯血関連情報の内容

をもって、症例検討委員会にて当該研究への参加の可否（研究対象者としての該当性）を検討し、実

施責任者はその結果に従う。 

【前観察（初回入院）】 

輸血予定の 6 か月前には研究対象者は当院小児科に入院し、研究のスケジュール表に沿って前観察期

間（初回）の検査を行う。 

【特定細胞加工物の引渡し依頼（民間バンク）】 

実施責任者または細胞調製実務者が、民間バンクが指定する保管検体引渡し請求書等により特定細

胞加工物の引渡し依頼（メール送付や郵送）を民間バンクへ行う。引渡し依頼に係る書類は原本を細
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胞調製実務者、コピーを実施責任者が保管する。 

【特定細胞加工物製造事業者（民間バンク）：特定細胞加工物の輸送】 

特定細胞加工物製造事業者（民間バンク）は、当該特定細胞加工物の出荷予定前日までに、以下項

目の輸送計画を実施責任者及び細胞調製実務者にメール等により連絡する。 

・ 出庫予定年月日及び時刻 

・ 出荷予定年月日 

・ 輸送予定者氏名 

・ 出荷予定時刻 

・ 納入予定時刻 

・ 利用交通機関（緊急時の代替え輸送） 

 特定細胞加工物製造事業者（民間バンク）は自社で取り決めた手順に従い、特定細胞加工物を輸送

する。 

（特定細胞加工物製造事業者（株式会社ステムセル研究所）の輸送手順 抜粋） 

・ 凍結保管されている当該細胞加工物の出庫については、ダブルチェックを実

施する 

・ 輸送用の液体窒素容器はドライシッパーを使用する 

・ 輸送中は 10 分間隔で容器内の温度の自動ログで記録し、温度記録を保管す

る 

・ X 線暴露を防ぐ処置をとる 

【特定細胞加工物製造事業者（民間バンク）：特定細胞加工物の受領及び保管】 

受領は輸血細胞治療部が行う。輸送者と受領者にてダブルチェックで「保管検体引渡請求書」と特

定細胞加工物の照合を行う。実施責任者は、輸送経過と履歴から適切に輸送がされたことを確認し記

録する。 

特定細胞加工物製造事業者（民間バンク）から受領した当該特定細胞加工物は、輸血当日まで輸血細胞

治療部において－150℃以下の環境下で保管する。 

【2 回目入院日】 

輸血予定の 2 週間前に研究対象者は当院小児科に入院し、研究のスケジュール表に沿って発達検

査、運動評価、血液生化学・尿検査、脳波検査、頭部 MRI 画像（または頭部 CT）検査を行う。 

【第 2 回症例検討委員会】 

症例検討委員会は輸血前日の正午までに実施し、出庫検査の結果や患児の症状等から、輸血の可否

を検討する。 

【出庫依頼】 

実施責任者は、第 2 回症例検討委員会での検討により輸血可となった場合、出庫依頼書を細胞調製

実務者に提出する。 

【臍帯血細胞輸血日】 

輸血は原則、午前中に行う。 

輸血当日（Day0）午前 10 時までの患児の診察、検温等の結果を踏まえ、実施責任者が輸血の実施を

決定する。ただし、発熱、感染症、痙攣、アレルギー症状等輸血を不適切と判断した場合、中止ある

いは延期とする。 

【特定細胞加工物の解凍、用事調整の実施】 

特定細胞加工物の解凍、用事調整は輸血細胞治療部にて、細胞調製実務者が実施する。 
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作業手順は『特定細胞加工物等の解凍、用事調製に関する手順書』に従って行い、手順書により解

凍、用事調整されたものを最終特定細胞加工物とする。 

【最終特定細胞加工物の輸血】 

① 最終特定細胞加工物の輸血 30 分前に、プレドニゾロン 1mg/kg を 30 分かけて点滴静注する。 

② ①の後、最終特定細胞加工物輸血を 1 時間以上かけて行う。 

実施責任者または研究分担者（医師）はバイタルサイン他、全身症状より、研究対象者の安全

性に留意しながら経過を確認する。 輸血開始から終了までのバイタルサイン測定は 15 分毎に

行う。また、研究対象者の状態の変化が観察できるように配慮を行う。 

③ 輸血終了 30 分後、1 時間後、2 時間後にバイタルサイン測定及び観察を行う。 

④ 退院まではバイタルサイン測定及び観察はおおよそ、6 時、14 時、18 時、21 時に行う。 

【退院まで】 

バイタルサイン測定及び観察は 4 検（おおよそ、6 時、14 時、18 時、21 時）で行う。検査・観察項

目については別紙スケジュール表のとおり。 

【後観察期間】 

来院の頻度、検査・観察項目については、別紙スケジュール表のとおり。 

なお、研究担当医師は退院後もおよそ 3 か月に 1 回程度、全ての症例の状況の聞き取り 

確認を研究対象者等へ行う。輸血 3 か月後及び 9 か月後の情報は電話またはメール等の 

聞き取り確認でも可能とする。 
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【別添７】「脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血」の先進医療を実施

可能とする保険医療機関の要件として考えられるもの 

先進医療名及び適応症：脳性麻痺に対する自家臍帯血由来有核細胞輸血 脳性麻痺 

Ⅰ．実施責任医師の要件 

診療科   要（ 小児科 ）・不要    

資格 
  要（ 日本専門医機構認定小児科専門医［国内専門医］ ） 

  ・不要 

当該診療科の経験年数   要（ 3 ）年以上・不要 

 当該技術の経験年数   要（  ）年以上・不要 

 当該技術の経験症例数 注 1） 
実施者［術者］として （ 1 ）例以上・不要 

［それに加え、助手又は術者として （  ）例以上・不要］ 

 その他（上記以外の要件）  

Ⅱ．医療機関の要件 

診療科  要（ 小児科 ）・不要 

実施診療科の医師数 注 2）  
  要・不要 

具体的内容： 経験年数５年以上の小児科医師が２名以上 

他診療科の医師数 注 2） 
  要・不要 

具体的内容： 

その他医療従事者の配置 

（薬剤師、臨床工学技士等） 

  要（産婦人科医師、放射線科医師、臨床心理士、 

    理学療法士、臨床検査技師）・不要 

病床数  要（ 200 床以上）・不要 

看護配置     要（ 7 対１看護以上）・不要 

当直体制  要（ 小児科医（オンコールを含む） ）・不要 

緊急手術の実施体制   要・不要 

院内検査（24 時間実施体制）  要・不要 

他の医療機関との連携体制 

（患者容態急変時等） 

要・不要 

連携の具体的内容：自施設で対応不可の場合は要 

医療機器の保守管理体制  要・不要 

倫理委員会による審査体制 

 審査開催の条件： 

（再生医療等安全確保法及び臨床研究法に基づく研究にお

いては、本項の記載は不要） 

医療安全管理委員会の設置  要・不要 

医療機関としての当該技術の実施症例数  要（   1 症例以上）・不要 

その他（上記以外の要件、例；遺伝ｶｳﾝ

ｾﾘﾝｸﾞの実施体制が必要 等） 
  

Ⅲ．その他の要件 

頻回の実績報告  要（  月間又は  症例までは、毎月報告）・不要 
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注 1）当該技術の経験症例数について、実施者［術者］としての経験症例を求める場合には、「実施者［術

者］として （  ）例以上・不要」の欄を記載すること。 

注2）医師の資格（学会専門医等）、経験年数、当該技術の経験年数及び当該技術の経験症例数の観点を含 

む。例えば、「経験年数○年以上の△科医師が□名以上」。なお、医師には歯科医師も含まれる。 

その他（上記以外の要件）  

86

YRHIB
楕円




