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1) 一次登録が完了している． 

2) 製品標準書（別紙９参照）に規定された品質をみたす自己由来細胞 (培養

骨格筋筋芽細胞シート)が作製されている． 

 

選択基準の設定根拠 

1) 本研究への適格基準を満たしている． 

2) 培養骨格筋筋芽細胞シート移植術の実施が可能である． 

 

2.2. 除外基準 

1) 被験者が，自己由来細胞 (培養骨格筋筋芽細胞シート) 作製完了後の本研

究への参加継続を拒否している． 

2) その他，研究責任医師の判断により，本研究への参加継続が不適当と考え

られる． 

 

除外基準の設定根拠 

1) 被験者の意思による 
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⑨臨床研究に用いるヒト幹細胞  

種類 骨格筋筋芽細胞 (詳細は「⑫臨床研究の実施計画」の「3. 本研究で用いるヒ

ト幹細胞に関する情報」を参照)． 

 

採取，調製，移植又は 

投与の方法 
 
 

1) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取及び培養 

2) 培養骨格筋筋芽細胞シートの作製 

3) 培養骨格筋筋芽細胞シート移植術 

(詳細は「⑫臨床研究の実施計画」の「6. 治療計画」を参照)． 

⑩安全性についての評価 

 
 
 
 

有害事象の有無，種類，重症度，安全度，発現頻度及び発現期間を評価す

る (詳細は「⑫臨床研究の実施計画」の「7. 観察・検査・評価項目とスケジ

ュール」，「9. エンドポイントの定義と評価」，「14. 統計的考察」を参照)． 

⑪臨床研究の実施が可能で

あると判断した理由 
 
 
 

研究責任者らは，重症心不全に対して培養骨格筋筋芽細胞シート移植術が

心機能改善効果を有することをラット心筋梗塞モデル(15)，DCM ハムスター

(16)ならびに，イヌ DCM 様モデルを用いた大動物前臨床研究 (17)において示

してきた (詳細は別紙 3 試験物概要書を参照)．また，既に開始されている

LVAS 装着済み DCM 患者を対象とした培養骨格筋筋芽細胞シート移植術の

臨床研究で，培養骨格筋筋芽細胞シート移植術が安全な治療法であるという

結果が得られつつある(別紙 3 参照)．また，培養骨格筋筋芽細胞シート移植

術の効果はサイトカイン療法による効果が中心であると考えられており，

LVAS 装着前の重症心筋症では自己心筋細胞の生存率がより高く，培養骨格

筋筋芽細胞シート移植術後の心機能改善効果は高いものと期待される． 

⑫臨床研究の実施計画 
 
 
 
 

1. 研究の概要 

研究の概要は以下の通りである (シェーマを参照)． 

 

1.1. 目的 

1) 自己由来細胞シート移植術に基づく再生療法の安全性，効果及び実施可

能性の評価． 

2) 主要評価項目：有害事象の有無，種類，重症度，安全度，発現頻度及び

発現期間． 

3) 副次評価項目：左室壁運動の経時変化，心拡大の経時変化，培養骨格筋

筋芽細胞シート移植術の完遂の可否． 

 

1.2. 対象 

重症心筋症 (DCM 及び ICM)． 
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1.3. 治療 

培養骨格筋筋芽細胞シート移植術．ただし，本研究では自己骨格筋からの

筋芽細胞採取から培養骨格筋筋芽細胞シート移植完遂までをプロトコル治療

と定義する (定義の根拠は「6. 治療計画」の「6.1. プロトコル治療の定義」

を参照)． 

 

1.4. 目標症例数と研究期間 

1) 目標症例数：DCM 症例 5 例及び ICM 症例 5 例． 

2) 登録期間：2 年． 

3) 追跡期間：被験者ごとに培養骨格筋筋芽細胞シート移植術後 24 週又は研

究の中止まで． 

4) 研究期間：登録開始から最終登録症例の追跡終了又は研究の中止まで． 

 

1.5. デザインの概要 

1) 試験の相：第 I 相． 

2) デザインの型：単群． 

3) 対照：無． 

4) ランダム化：無． 

5) 遮蔽化：無． 

 

 

2. 本研究で用いる基準及び定義 

 

2.1. 診断基準 

1) 拡張型心筋症とは，病理組織学的検査にて，拡張型心筋症の所見を呈し

ていることを指す． 

2) 虚血性心筋症とは，登録時から 4 週間以上前に心筋梗塞の既往があるこ

とを指す． 

 

2.2. 心不全の重症度分類 

NYHA 分類 

I 身体活動を制限する必要のないもの，日常生活における身体活動では，

疲れ，動悸，息切れ，狭心症症状はおこらない． 

II 身体活動を軽度ないし中等度に制限する必要があるもの，日常生活にお
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ける身体活動でも，疲れ，動悸，息切れ，狭心症症状がおこるもの． 

III 身体活動を中等度ないし高度に制限する必要があるもの，日常生活にお

ける軽い身体活動でも，疲れ，動悸，息切れ，狭心症症状がおこるもの．

IV 身体活動を制限し安静にしても，心不全症状や狭心症症状がおこり，少

しでも安静をやめると症状が増悪するもの． 

 

 

3. 本研究で用いるヒト幹細胞に関する情報 

「別紙 3 試験物概要書」を参照． 

 

 

4. 適格基準 

「⑧被験者等の選定基準」を参照． 

 

 

5. 登録 

 

5.1. 一次登録の手順 

以下の手順に従い被験者を本研究へ一次登録する． 

1) 同意の取得 

研究責任医師又は研究分担医師は，本研究への参加候補となる患者本

人に対して，同意説明文書を提供し十分な説明を行った後，本研究への

参加の同意を文書で取得する (「⑬被験者に関するインフォームド・コン

セント」を参照)． 

2) 被験者名簿の作成 

研究責任医師，研究分担医師は，研究参加に文書で同意を得た患者に

対して，被験者識別コードを付与し，「被験者名簿」(別紙 8 参照) に記載

する．研究責任医師は被験者名簿を実施医療機関内で保管する． 

 被験者識別コードは，プロジェクト承認番号を特定する 6 桁の英数字，

実施医療機関ごとに被験者を特定する 3 桁の数字から構成される．後者

の 3 桁は同意を取得した患者に 001 番から順に番号を付与する． 

3) スクリーニング検査の実施 

研究責任医師又は研究分担医師は，研究参加に文書で同意を得た患者

に対して，「7. 観察・検査・評価項目及びスケジュール」に従ってスクリ
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ーニングを実施する． 

4) 一次症例登録票の作成 

研究責任医師又は研究分担医師は，患者背景及びスクリーニング結果

に基づいて，「4. 適格基準」で規定する一次登録時の選択基準のすべての

項目を満たし，除外基準のいずれの項目にも該当しないことを確認し，

「一次症例登録票」(別紙 8 参照) に必要事項をすべて記載する． 

5) 一次症例登録票の送付 

研究責任医師，研究分担医師は，「一次症例登録票」を複写して診療録

とともに保管し，データセンターにその原本を送付する． 

6) 適格性の判定 

 データセンターは送付されてきた「一次症例登録票」の記載内容に基

づいて適格性を確認する．データセンターはこの記入済み「一次症例登

録票」を保管しておく． 

7) 被験者の一次登録 

 データセンターは，適格と判定した場合には，適格と判定された被験

者に「登録番号」を付与し，登録番号を記載した「一次症例登録確認書」

を研究責任医師に送付する．この「一次症例登録確認書」を送付した時

点で，適格と判定した患者を被験者として「一次登録」したものとする．

不適格と判定した場合には，「一次症例登録における不適格連絡書」を研

究責任医師に送付する． 

8) プロトコル治療の開始 

 研究責任医師または研究分担医師は，送付されてきた「一次症例登録

確認書」に一次登録完了の旨が記載されていることを確認して，一次登

録後の必要な検査及びプロトコル治療を開始する． 

研究責任医師，研究分担医師は，「一次症例登録確認書」又は「一次症

例登録における不適格連絡書」を保管し，「一次症例登録確認書」に記載

された登録番号を被験者名簿に記載する． 

 

 

5.2. 二次登録の手順 

 以下の手順に従い被験者を二次登録する． 

1) 二次症例登録票の作成 

研究責任医師又は研究分担医師は，培養骨格筋筋芽細胞シート作成完

了後，「4. 適格基準」で規定する二次登録時の選択基準のすべての項目を
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満たし，除外基準のいずれの項目にも該当しないことを確認し，「二次症

例登録票」(別紙 8 参照) に必要事項をすべて記載する． 

2) 二次症例登録票の送付 

研究責任医師，研究分担医師は，「二次症例登録票」を複写して診療録

とともに保管し，データセンターにその原本を送付する． 

3) 適格性の判定 

 データセンターは送付されてきた「二次症例登録票」の記載内容に基

づいて適格性を確認する．データセンターはこの記入済み「二次症例登

録票」を保管しておく． 

4) 被験者の二次登録 

 データセンターは，適格と判定した場合には，「二次症例登録確認書」

を研究責任医師に送付する．この「二次症例登録確認書」を送付した時

点で，適格と判定した患者を被験者として「二次登録」したものとする．

不適格と判定した場合には，「二次症例登録における不適格連絡書」を研

究責任医師に送付する． 

5) プロトコル治療の開始 

 研究責任医師または研究分担医師は，送付されてきた「二次症例登録

確認書」に二次登録完了の旨が記載されていることを確認して，二次登

録後の培養骨格筋筋芽細胞シート移植術を開始する．研究責任医師，研

究分担医師は，「二次症例登録確認書」又は「二次症例登録における不適

格連絡書」を保管し，二次症例登録の完了の可否について被験者名簿に

記載する． 

 

 

6. 治療計画 

 

6.1. プロトコル治療の定義 

本研究におけるプロトコル治療とは，以下の「6.1.1. 自己骨格筋からの筋

芽細胞の採取」開始から「6.1.4. 培養骨格筋筋芽細胞シート移植術」完遂ま

でとする． 

6.1.1. 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取 

一次登録完了後 (「5. 登録」参照) に，手術室において，局所麻酔下ある

いは全身麻酔にて内側広筋 (vastus medialis) より，骨格筋を約 10-20g を採取

する． 
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6.1.2. 自己骨格筋から採取した筋芽細胞の培養 

 採取した骨格筋を保存溶液に浸漬し，大阪大学医学部附属病院未来医療セ

ンターの細胞分離培養システム (Cell Processing Center) に搬送し，同施設に

て筋芽細胞を単離し，移植細胞数に達するまで，3-4 週間程度の継代培養を行

う．筋芽細胞が移植細胞数に達したら凍結保存液にて-150℃で凍結保存する．

筋芽細胞凍結時に培養上清の細菌，マイコプラズマ，エンドトキシンのチェ

ックを行う．なお，筋芽細胞凍結時に重要管理項目（別紙 9 参照）を満たさ

ない場合には，「6.1.1. 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取」を再度実施する．

2 回実施しても重要管理項目（別紙 9 参照）を満たさない場合には「6.4. プ

ロトコル治療の中止」に従う． 

6.1.3. 培養骨格筋筋芽細胞シートの作製 

筋芽細胞融解後，培養を行う．8 日以内に細胞を回収し，温度感受性培養

皿に播種する．培養終了後，出荷判定を行い，温度感受性培養皿を手術室へ

搬入する．温度感受性培養皿内で細胞シートが剥離していることを確認後，

二次登録の手続きを行う (「5. 登録」を参照)．なお，筋芽細胞シートの作製

時に重要管理項目（別紙 9 参照）を満たさない場合もしく筋芽細胞シートの

剥離が確認できない場合には，「6.1.1. 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取」を

再度実施する．2 回実施しても重要管理項目（別紙 9 参照）を満たさない場

合には「6.4. プロトコル治療の中止」に従う． 

6.1.4. 培養骨格筋筋芽細胞シート移植術 

 二次登録完了後 (「4. 登録」を参照) に，外科手術としては，僧帽弁形成

術，左室形成術，冠動脈バイパス術，およびそれらに付随する術式として僧

帽弁乳頭筋間縫縮術，三尖弁形成術，両心室ペーシングリード装着術，メイ

ズ手術など症例に応じて必要な術式を行う．その後，同術野より筋芽細胞シ

ート (約 4cm 径，2.5×10７個/1 シートを 12－32 枚程度) を移植する．外科手

術が適応とならない症例では，左側開胸または胸骨正中切開にて筋芽細胞シ

ート移植を行う． 

 

6.2. プロトコル治療の定義の根拠 

培養骨格筋筋芽細胞シート移植術そのものをプロトコル治療と定義するこ

ともできるが，その移植術に必要な筋芽細胞を被験者自身の骨格筋から採取

することを考えると，その採取開始から治療行為の一環としての被験者への

介入が開始されているとも考えることができる．それ故，本研究ではプロト

コル治療を上述のように定義した．実際に，この定義に基づくプロトコル治
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療が重症心筋症 (DCM 及び ICM) の標準的治療として確立し，重症心筋症

(DCM 及び ICM) 患者に本プロトコル治療が提示された場合を想定しても，

プロトコル治療を上述のように定義しておく方が自然であると考えた． 

 

6.3. プロトコル治療の定義の根拠 

培養骨格筋筋芽細胞シート移植術の完遂をプロトコル治療完了とする． 

 

6.4. 併用療法及び支持療法 

 プロトコル治療に関連して予期される有害事象として不整脈が挙げられる

(「8.3. 予期される有害事象」を参照)．プロトコル治療中に致死性不整脈が

検出された場合にはニフェカラントなどの抗不整脈薬等の適切な薬物治療を

行う．治療抵抗性である場合には植込み型除細動器 (Implantable Cardioverter 

Defibrilator; ICD)を装着する． 

 

6.5. 後治療 

 プロトコル治療終了後またはプロトコル治療中止後，致死性不整脈が検出

された場合には「6.4.併用療法及び支持療法」と同様に適切な薬物治療を行い、

治療抵抗性である場合には植込み型除細動器  (Implantable Cardioverter 

Defibrilator; ICD)を装着する． 

 

6.6. 心臓移植に移行した際の摘出心臓及び患者死亡後の病理解剖 

心臓移植に移行した際の摘出心臓の組織採取について，被験者本人及び家

族の同意のもとに実施し，被験者死亡後の病理解剖時の心臓組織採取につい

て，家族の同意のもとに実施し以下の項目を検討する．心臓移植時には摘出

心の病理的検討を，死亡時には病理解剖を，学内の病理解剖担当医師に依頼

する．退院後，自宅もしくは他病院にて死亡した際は，当該科に連絡しても

らい，家族の同意のもとに，阪大病院にて病理解剖をおこなうよう努める．

・HE 染色，マッソンートリクローム染色による移植細胞や線維化の検討 

・Fast type MHC 染色による移植筋芽細胞シート生着の可否 

・アルカリフォスファターゼ免疫染色による血管密度の検討 

死亡時には，肝臓，腎臓，脾臓，腸管，肺等主要臓器を摘出し，大阪大学

医学部附属病院病理部に組織解析を依頼し，死因の検討を行う．組織評価に

関しては，心移植時または死亡時に採取した組織より上記項目を比較検討す

る． 
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7. 観察・検査・評価項目及びスケジュール 

 

7.1. 観察・検査・評価項目 

研究責任医師及び研究担当医師が，被験者の状態により検査をおこなうこ

と自体に危険が伴うと判断したときは，当該検査の中止や延期等を考慮する．

7.1.1. 臨床症状の観察 

7.1.1.1. 検査時期 

一次登録前，二次登録前，プロトコル治療直後，プロトコル治療後（2 週

後，4 週後，12 週後，24 週後）． 

7.1.1.2. 方法および注意点 

平静状態で観察する． 

7.1.1.3 観察項目 

1) バイタルサイン 

血圧 (収縮期，拡張期)，脈拍，体重，体温 

2) 臨床症状 

NYHA 分類 

3) 臨床症状-自覚症状 

安静時息苦しさ，労作時息切れ，睡眠時息苦しさ，動悸，倦怠感・易疲

労感 

4) 身体所見 

湿性ラ音，浮腫，過剰心音 

7.1.2. 血液検査・尿検査 

7.1.2.1. 検査時期 

一次登録前，二次登録前，プロトコル治療直後，プロトコル治療後（2 週

後，4 週後，12 週後，24 週後）． 

7.1.2.2. 方法および注意点 

原則として大阪大学医学部附属病院臨床検査部にて測定をおこなう． 

7.1.2.3. 検査項目 

1) 血液学的検査 

赤血球，ヘモグロビン値，白血球数，血小板数，白血球分画 

2) 生化学的検査 

血清電解質 (Na,K,Cl)，BUN，クレアチニン，総蛋白，アルブミン，総ビ
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リルビン，抱合型ビリルビン，AST，ALT，アルカリフォスファターゼ，

CRP，BNP 

3) 尿検査 

尿蛋白，尿糖（定性），潜血，ケトン，PH，沈査 

7.1.3. 十二誘導心電図 

7.1.3.1. 検査時期 

一次登録前，二次登録前，プロトコル治療直後，プロトコル治療後（2 週

後，4 週後，12 週後，24 週後）． 

7.1.3.2. 方法および注意点 

平静状態で，ベッド上に仰臥位の状態で，検査技師，または担当医が，十

二誘導心電図を計測する． 

7.1.4. ホルター心電図 

7.1.4.1. 検査時期 

プロトコル治療後（4 週後，12 週後，24 週後）． 

7.1.4.2. 方法および注意点 

検査技師が，ホルター心電図を装着する．症状行動等を可能であれば患者

に詳細に記載させる．平静状態で，ベッド上に仰臥位の状態で，担当医が

ホルター心電図を装着する． 

7.1.5. 心臓超音波検査 

7.1.5.1. 検査時期 

一次登録前，二次登録前，プロトコル治療後（2 週後，4 週後，12 週後，

24 週後）． 

7.1.5.2. 方法および注意点 

平静状態で，ベッド上で，担当医師が，心臓超音波検査装置を用いて各測

定項目を計測する． 

7.1.5.3. 検査項目 

1) 左室駆出率 

2) 左室拡張，収縮末期径 

3) 局所収縮能，局所拡張能 

7.1.6. 胸部 X 線検査 

7.1.6.1. 検査時期 

一次登録前，プロトコル治療直後，プロトコル治療後（2 週後，4 週後，

12 週後，24 週後）． 

7.1.6.2. 方法および注意点 
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立位もしくは仰臥位にて，検査技師が胸部 X 線を撮影する．正確に評価す

るために立位で撮影することを原則とするが，被験者の状態によって立位

が困難な場合は，仰臥位での撮影も可とする． 

7.1.6.3. 検査項目 

心胸郭比 

7.1.7. 心臓カテーテル検査 

7.1.7.1. 検査時期 

プロトコル治療後（4 週後(可能であれば施行する)，12 週後，24 週後）． 

7.1.7.2. 方法および注意点 

スワンガンツカテーテルを挿入し，仰臥位にて心係数を測定する． 

7.1.7.3. 検査項目 

心係数 

 

7.2. 観察・検査・評価スケジュール 

以下のスケジュール表に従って，観察・検査・評価を実施する． 

プロトコル治療後 
観察・検査・

評価日 

一次登

録前 

二次登

録前 

プロトコ

ル 

治療完了

直後 
2 週 4 週 12 週 24 週

実施許容期間 3 週以内 3 週以内 ＋3 日 ±6 日 ±1 週 ±4 週 

臨床症状の観

察 
○ ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

血液検査・

尿検査 
○ ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

十二誘導心電

図 
○ ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

ホルター心電

図 
    ○ ○ ○ 

心臓超音波検

査 
○ ○  ○ ○ ○ ○ 

胸部レントゲ

ン 
○  ○ ○ ○ ○ ○ 

心臓カテーテ

ル検査 

 
   △ ○ ○ 

P39



 17 / 37 ページ 
 

○：被験者の状態により検査をおこなうこと自体に危険が伴うと判断されたと 
きを除いて，実施許容期間内に観察，検査，評価を必ず実施する． 

△：可能であれば実施する． 

 

 

8. 有害事象の定義及び評価 

 

8.1. 有害事象の定義 

有害事象 (Adverse Event) とは，本臨床研究の因果関係の有無に関わらず，

本臨床研究中に生じた全ての随伴症状及び臨床検査値異常変動を示す． 

重篤な有害事象 (SAE: Serious Adverse Event) とは，有害事象のうち，以下

のものをいう． 

1) 死亡 

2) 死亡につながる恐れのあるもの 

3) 入院または治療のために入院期間の延長が必要とされるもの 

4) 障害 

5) 障害につながるおそれのあるもの 

6) 後世代における先天性の疾病または異常 

 

8.2. 有害事象の評価 

 研究責任医師又は研究分担医師は，被験者に有害事象を認め，有害事象の

治療が必要である場合は，その旨を被験者に伝え，適切な処置を講じるとと

もに，当該有害事象を評価し，以下の事項を症例報告書に記載する．なお，

有害事象名は，可能な限り疾患名を記載する． 

1) 有害事象名 

2) 発現日 (又は症状・徴候の確認日) 

3) 重症度 (軽度，中等度，高度) 

a) 「軽度」とは，無処置で研究が可能であることを指す． 

b) 「中等度」とは，何らかの処置により研究が可能であることを指す．

c) 「高度」とは，研究の継続が不可能であることを指す． 

4) 重篤性 (重篤でない，重篤 [重篤因子]) (「8.1 有害事象の定義」を参照)

5) 処置の有無 

6) 転機及びその確認日 (回復 [転機日]，転快 [転機日]，未回復，後遺症 [後

遺症名]，死亡 [死亡日]，不明) 

7) プロトコル治療との因果関係 (関連なし，関連あるかもしれない，おそ
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らく関連あり，関連あり) 

a) 「関連なし」とは，プロトコル治療と有害事象発現との間に時間的

な合理性がない．又は，併用薬剤や原疾患・合併症等，患者の要因

の影響が大きいと考えられる． 

b) 「関連あるかもしれない」とは，プロトコル治療と有害事象発現と

の間に時間的な合理性がある．かつ，併用薬剤や原疾患・合併症等，

患者の要因を考えても，プロトコル治療との関連を否定できない．

c) 「おそらく関連あり」とは，プロトコル治療と有害事象発現との間

に時間的な合理性がある．かつ，併用薬剤や原疾患・合併症等，患

者の要因を考えても，おそらくプロトコル治療と関連が考えられる．

d) 「関連あり」とは，プロトコル治療と有害事象発現との間に時間的

な合理性がある．かつ，併用薬剤や原疾患・合併症等，患者の要因

を考えても，明らかにプロトコル治療と関連が考えられる． 

 

 研究責任医師又は研究分担医師は，有害事象の予後が明らかになるまで追

跡調査するが，追跡調査終了時期は研究責任医師又は研究分担医師の医学的

判断による． 

 評価の時点については「7.2. 観察・検査・報告スケジュール」を参照．ま

た，有害事象の報告と対応については「⑮被験者等に対して重大な事態が生

じた場合の対処方法」を参照． 

 

8.3. 予期される有害事象 

プロトコル治療に関連して予期される有害事象として不整脈が挙げられ

る．筋芽細胞移植による不整脈の誘発は議論の多いところである．注射針に

よる筋芽細胞移植の場合は、細胞数が多いと不整脈を発症する確率が高いこ

とが報告されている(別紙 3 試験物概要書を参照) が，針による心筋組織の

損傷も不整脈の温床になりうるものと考えられる．また，心筋組織内に不整

脈の発生源となりうる筋芽細胞が存在することも不整脈発生の原因のひとつ

とも考えられる．ただし，筋芽細胞シート移植は，針による心筋組織のダメ

ージはなく，心外膜上に移植するため直接心筋細胞とコンタクトするわけで

はないので，従来法と比較して，不整脈の発生の確率は少ないものと考えら

れる．ブタおよびイヌを用いた実験においても，致死性不整脈の発生は認め

られず，すでに研究責任者が提案してきた二つの臨床研究においても，現在

のところ致死性不整脈は検出されていない(別紙 3 参照)． 
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9. エンドポイントの定義及び評価 
 
9.1. 主要評価項目 

本研究における有害事象の有無，種類，重症度，安全度，発現頻度及び発

現期間とする． 

 

9.2. 副次評価項目 

9.2.1. 左室壁運動の経時変化 

心臓超音波検査に基づいて，左室駆出率，収縮率，及び Color kinesis index

による移植部位の局所収縮能，拡張能を定量化し，心機能を経時的に観察す

る． 

9.2.2. 心拡大の経時変化 

単純正面胸部 X 線に基づいて，心胸郭比を測定し，心拡大の程度について

経時的に観察する． 

9.2.3. 培養骨格筋筋芽細胞シート移植術の実施・完遂の可否 

自己骨格筋からの筋芽細胞の採取から培養骨格筋筋芽細胞シート移植術成

功までの被験者が辿った過程を明らかにし，培養骨格筋筋芽細胞シート移植

術が実施及び完遂できたか否かを把握する．実施及び完遂できなかった場合

の理由も収集する． 

 

 

10. 症例報告書 
 
10.1. 症例報告書の作成及び報告 

1) 研究責任医師又は研究分担医師は，登録した被験者について症例報告書

を作成し，記名捺印又は署名の上，データセンターに提出し，その写し

を保存する． 

2) 研究責任医師は，研究分担医師が症例報告書を作成した場合は，その内

容を点検し，問題がないことを確認した上で記名捺印又は署名する． 

3) 研究責任医師は，データセンターに提出する症例報告書が，正確かつ完

全で読みやすく，提出の時期が適切であること，及び被験者の識別に登

録番号を用いていることを保証する． 

4) 症例報告書内の医学的判断を伴わない箇所への記載及び修正は，研究責
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任医師または研究分担医師の監督のもと，その他の者が行ってもよい． 

 

10.2. 症例報告書の変更又は修正 

 研究分担医師が症例報告書を変更又は修正した場合には，研究責任医師は

その変更又は修正を点検・確認する． 

 

10.3. 症例報告書の記載及び修正方法 

1) 黒色のボールペンまたはペンで記載する． 

2) □は該当するものにレ印又は×印を記載する． 

3) 観察・検査・評価未実施でデータがない場合には，記載欄に斜線 (/) を

入れる． 

4) データセンターへ提出前の症例報告書の変更又は修正方法 

a) 変更又は修正箇所は，二重線 (=) で消し，捺印又は署名し，変更

又は修正日を記載する．当初の記載内容を不明瞭にしないよう修

正液，砂消しゴム等は使用しない． 

b) 重要事項 [同意，エンドポイントの評価 (有害事象名，重症度，重

篤性，転帰，プロトコル治療との因果関係，コメント，異常変動

の判定)] に関する変更又は修正では，捺印又は署名，変更又は修

正日に加えて変更又は修正の理由を記載する． 

c) データセンターへ提出後の症例報告書の変更又は修正は，データ

センターが指定する DCF (Data Clarification Form) を経由してこれ

を行う．ただし、データセンターがデータ固定を宣言した後の症

例報告書の変更又は修正は認められない． 

 

 

11. 被験者ごとの研究中止基準と手順 

 

11.1. 研究中止基準 

 研究責任医師又は研究分担医師は，以下の項目のいずれかに該当する場合

には，当該被験者の研究 (あるいはプロトコル治療)を中止する． 

1) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取又は再採取を完遂できなかった場合． 

2) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取を 2 回実施し，自己骨格筋からの筋芽

細胞培養が 2 回とも不完遂にいたった場合． 

3) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取を 2 回実施し，自己骨格筋の筋芽細胞
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培養の結果が 2 回とも凍結時に重要管理項目（別紙 9 参照）を満たなか

った場合． 

4) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取を 2 回実施し，培養骨格筋筋芽細胞シ

ート作製時の結果が 2 回とも凍結時に重要管理項目（別紙 9 参照）を満

たなかった場合． 

5) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取を 2 回実施し，培養骨格筋筋芽細胞シ

ート作製が 2 回とも不完遂であった場合． 

6) 培養骨格筋筋芽細胞シート移植術が完遂できなかった場合． 

7) 被験者が LVAS を装着した場合． 

8) 被験者が心移植を受けた場合． 

9) 1) から 8) の他，研究実施計画書を遵守したプロトコル治療が不可能とな

った場合． 

10) 被験者が有害事象と関連する理由により同意撤回の申し出があった場

合． 

11) 被験者が有害事象と関連しない理由により同意撤回の申し出があった場

合． 

12) 有害事象の発現を認め，研究責任医師又は分担医師が研究の継続を困難

と判断した場合． 

13) プロトコル治療開始後，被験者が適格規準を満たしていなかったことが

判明した場合． 

14) 「15.2.1. 中止又は中断の基準」により研究全体が中止又は中断された場

合． 

15) その他，研究責任医師又は研究分担医師が，研究の中止を適切と判断し

た場合． 

 

11.2. 研究中止手順 

 研究責任医師又は研究分担医師は，研究を中止する旨を当該被験者に速や

かに説明し，適切な医療の提供その他必要な措置を講じる．また，研究中止

時における所定の項目を評価するとともに，中止日及びその理由を症例報告

書に記載する． 

 

 

12. 被験者の内訳と研究実施計画書からの逸脱 
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12.1. 被験者の内訳 

本研究では，被験者の内訳について以下の用語を定義する． 

 

1) 一次登録例：一次登録時適格基準 (「4. 適格基準」を参照) で規定した選

択基準をすべて満たし，除外基準に該当しないと，研究責任医師等及び

データセンターが確認できた被験者． 

2) 自己骨格筋からの筋芽細胞の採取未実施例：一次登録後，自己骨格筋か

らの筋芽細胞の採取開始までに研究が中止され，その後のプロトコル治

療が全く実施されていない被験者． 

3) 自己骨格筋からの筋芽細胞の 1 回目採取実施例：一次登録後，自己骨格

筋からの筋芽細胞の採取が実施された被験者． 

4) 自己骨格筋からの筋芽細胞の 1 回目採取不完遂例：自己骨格筋からの筋

芽細胞の採取が実施されたが，それが完遂しなかった被験者． 

5) 自己骨格筋からの筋芽細胞の 1 回目採取完遂例：自己骨格筋からの筋芽

細胞の採取が実施され，それが完遂した被験者． 

6) 自己骨格筋から採取した筋芽細胞の 1 回目培養未実施例：自己骨格筋か

らの筋芽細胞の採取完遂後，自己骨格筋から採取した筋芽細胞の培養開

始までに研究が中止され，その後のプロトコル治療が全く実施されてい

ない被験者． 

7) 自己骨格筋から採取した筋芽細胞の 1 回目培養実施例：自己骨格筋から

の筋芽細胞の採取完遂後，自己骨格筋から採取した筋芽細胞の培養が実

施された被験者． 

8) 自己骨格筋からの筋芽細胞の 1 回目培養不完遂例：自己骨格筋からの筋

芽細胞の培養が実施されたが，それが完遂しなかった被験者． 

9) 自己骨格筋からの筋芽細胞の 1 回目培養完遂例：自己骨格筋からの筋芽

細胞の培養が実施され，それが完遂した被験者． 

10) 培養骨格筋筋芽細胞シートの 1 回目作製未実施例：自己骨格筋からの筋

芽細胞の培養完遂後，培養骨格筋筋芽細胞シートの作製開始までに研究

が中止され，その後のプロトコル治療が全く実施されていない被験者． 

11) 培養骨格筋筋芽細胞シートの 1 回目作製実施例：自己骨格筋からの筋芽

細胞の培養完遂後，培養骨格筋筋芽細胞シートの作製が実施された被験

者． 

12) 培養骨格筋筋芽細胞シートの 1 回目作製不完遂例：培養骨格筋筋芽細胞

シートの作製が実施されたが，それが完遂しなかった被験者． 
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