
平成 25年３月５日 

 

 

島根大学医学部から変更申請のあった 
ヒト幹細胞臨床研究実施計画に係る意見について 

 

 

ヒト幹細胞臨床研究に関する 

審査委員会 

委員長 永井良三 

 

 

 

 島根大学医学部から申請のあった下記のヒト幹細胞臨床研究実施計画につい

て、本審査委員会で検討を行い、変更を了承いたしましたので報告いたします。 
 

記 

 

１．重症低ホスファターゼ症に対する骨髄移植併用同種間葉系幹細胞移植  

   申請者：島根大学医学部 医学部長 大谷浩 

   申請日：平成 24年３月 23日 
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１．ヒト幹細胞臨床研究実施計画の概要  

研究課題名 
重症低ホスファターゼ症に対する骨髄移植併用同種

間葉系幹細胞移植 

申請年月日 平成２１年１１月２５日 

実施施設及び 

研究責任者 

 
実施施設：島根大学医学部附属病院  

研究責任者：竹谷 健  
 

対象疾患 重症低ホスファターゼ症 

ヒト幹細胞の種類 同種骨髄由来間葉系幹細胞 

実施期間及び 

対象症例数 

登録期間 意見発出日から平成 25年 3月 31日まで 

５症例 

治療研究の概要 

本研究は、アルカリホスファターゼ欠損により骨を作

ることが障害される低ホスファターゼ症の中で、致死的

な経過をとる乳幼児の患者に対して、骨髄移植後に同種

骨髄間葉系幹細胞を移植するものである。ドナーは、患

者の家族（2親等以内）の中でこの病気ではない人から選

定する。抗がん剤（ブスルファン、シクロフォスファミ

ド、抗胸腺グロブリン）を用いて患者の骨髄を排除して

おき、移植後は、GVHD予防のため、免疫抑制剤（メソト

レキセートおよびタクロリムス）を使用する。 

その他（外国での状況

等） 

この疾患の重症型は、現在の段階では、呼吸障害に対

する人工呼吸管理、痙攣に対する抗けいれん薬などの対

症療法が行われる。これまで、同施設の経験症例を含め

て 3人の患者が骨髄移植、骨移植および骨芽細胞・間葉

系幹細胞移植を施行され救命された。なお、2008年から

アメリカで骨へ移行しやすく改良されたリコンビナント

ALP製剤の治験が始まっている。 

新規性について 

本研究では重症低ホスファターゼ症の患者を救命する

ために、骨髄移植後に同種間葉系幹細胞を用いた移植を

することに新規性が認められる。 
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２．ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会における審議概要（○）と主な変

更内容（●） 

 

０）審査回数 

３回（平成 24年５月、７月、平成 25年２月） 

 

１）第 1回審議 

①開催日時： 平成 24年５月 22日（火）10:00～12:30 

       （第 20回 ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会） 

 

②議事概要 

平成 24 年３月 23 日付けで島根大学医学部から申請のあったヒト幹細胞臨床

研究実施計画（対象疾患：重症低ホスファターゼ症）について、申請者からの

提出資料を基に、変更の適切性に関する議論が行われた。 

各委員からの疑義・確認事項については、事務局で整理の上申請者に確認を

依頼することとし、その結果を基に再度検討することとした。 

 

（本審査委員会からの主な疑義・確認事項） 

 

１．変更理由について 

○ 「骨髄移植後２～３年間、間葉系幹細胞を繰り返し投与する必要がある」

ために期間を延長する、とあるのは、期間延長よりも研究計画の実質部分

の変更に当たるのではないのでしょうか。 

 

 「当初の計画に、間葉系幹細胞を繰り返し投与することは明記していま

すが、これまでの臨床研究の結果から、その期間が２から３年程度で

あることがわかったため、期間の変更の審査をお願い致しました。 

  これが計画の実質部分の変更に当たるのであれば、そのように致しま

す。なお、間葉系幹細胞の移植回数は患者さんの状態で異なるため、

具体的な回数を設定できません。」との返答を得た。 

 

○ 間葉系幹細胞を投与することで、どのような症状・検査値が改善している

のかデータを含めてご回答ください。 

 

 評価可能である２例について、それぞれ改善した点を記載した。 
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○ 間葉系幹細胞移植を移植した効果がなぜ数カ月しか安定しないのかご説明

下さい。 

 

 「間葉系幹細胞移植の効果が安定しない明らかな理由は不明です。しか

し、この理由として、間葉系幹細胞の生着率が低く、さらに時間とと

もに低下することが考えられます。複数回投与することで、臨床的な

改善がみられるのに必要な間葉系幹細胞数が生着すると思われます。」

との返答を得た。 

 

２）第 2回審議 

①開催日時： 平成 24年７月 30日（月）16:00～18:30 

       （第 21回 ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会） 

 

②議事概要 

平成 24 年３月 23 日付けで島根大学医学部から申請のあったヒト幹細胞臨床

研究実施計画（対象疾患：重症低ホスファターゼ症）について、申請者からの

提出資料を基に、変更の適切性に関する議論が行われた。 

各委員からの疑義・確認事項については、事務局で整理の上申請者に確認を

依頼することとし、その結果を基に再度検討することとした。 

 

（本審査委員会からの主な疑義・確認事項） 

 

１．変更理由について 

○ これまでに実施された 2 症例について、救命のためとはいえ間葉系幹細胞

の複数回の投与を余儀なくされるという当初の予定と異なった経過をたど

ってきていることから、当初の研究計画の見直しについて検討が必要です。

想定外の経過として重大な事態の対象となるのであれば、報告を行ってい

ただきたい。これまでの研究結果の総括に基づいて倫理審査委員会にて継

続の可否を審議いただき、その判断をご教示ください。 

 

 「当初の計画より、逸脱しているわけではないと倫理審査委員会で審議

いただいた。しかしながら、再移植の定義を明確にしていなかったた

め、今回明記した。」との返答を得た。 

 

○ 間葉系幹細胞移植の再移植の基準と方法において、呼吸状態が改善しない

場合、臨床症状の悪化がみられた場合とありますが、客観的なデータで規
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定していただくことは可能でしょうか？ 

 

 客観的なデータで規定した。 

 

３）第３回審議 

①開催日時： 平成 25年２月６日（水）16:00～18:00 

       （第 25回 ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会） 

 

②議事概要 

平成 24 年３月 23 日付けで島根大学医学部から申請のあったヒト幹細胞臨床

研究実施計画（対象疾患：重症低ホスファターゼ症）について、申請者からの

提出資料を基に、変更の適切性に関する議論が行われ、資料が適切に提出され

たことを受けて、当該ヒト幹細胞臨床研究実施計画の変更を了承した。 

 

３．ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会の検討結果 

 

 島根大学医学部からのヒト幹細胞臨床研究実施計画（対象疾患：重症低ホス

ファターゼ症）に関して、ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会は、主とし

て倫理的および安全性等にかかる観点から以上の通り論点整理を進め、本実施

計画の変更内容が倫理的・科学的に妥当であると判断した。 

次回以降の科学技術部会に報告する。 
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