
3



ヒト幹細胞臨床研究実施計画の概要  

研究課題名 
小児重症心筋症に対する自己由来細胞シート移植によ

る新たな治療法の開発 

申請年月日 平成２４年１２月２６日 

実施施設及び 

研究責任者 

実施施設：大阪大学医学部附属病院  

研究責任者：澤 芳樹  
 

対象疾患 小児重症心筋症  

ヒト幹細胞の種類 骨格筋筋芽細胞 

実施期間及び 

対象症例数 

５年間 

目標症例数：１５ 例 

治療研究の概要 

標準的心不全治療を行っても改善が認められない小児重

症心筋症患者に対し、自己の腓腹筋から単離した筋芽細

胞を、温度応答性培養皿を用いてシート化し、心臓外壁

に移植する。 

その他（外国での状況

等） 

申請者らは、小動物のみならずイヌやブタ心不全モデル

に対して、筋芽細胞シート移植を行い有効性を確認して

いる。またヒト成人の拡張型心筋症及び虚血型心筋症に

対しても実施している（重症心筋症に対する自己由来細

胞シート移植による新たな治療法の開発：大臣意見２０

０９年７月３０日発出）。さらにテルモにより成人虚血

型心筋症に対し治験が開始されている。 

新規性について 
本研究は、小児心筋症に対し筋芽細胞シート移植を実施

する点で新規性がある。 
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麻酔下に腓腹筋から骨格筋を3g以上採取 

Cell Processing Center にて筋芽細胞を単離・培養 

温度応答性培養皿への細胞播種 

筋芽細胞シート化 

全身麻酔下、開胸で心表面に筋芽細胞シートを移植 

骨格筋採取 

細胞培養・単離 

筋芽細胞シート作成 

シート移植術 
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臨床研究の概要をできる限り平易な用語を用いて記載した要旨 
 
【本研究の概要】 

心筋症は、心筋の線維化が進行し心臓の収縮機能が低下する疾患群である。小児心筋症

の原因には、拡張型心筋症（DCM）、肥大型心筋症（HCM）などの特発性心筋症、川崎病

や冠動脈起始異常による虚血性心筋症（ICM）、先天的な形態異常に伴って起こる心筋症な

どがあげられる。いずれの疾患も、心筋の線維化が進み、病気の進行とともに治療に抵抗

性となり、全身の臓器不全が進行する。標準的な内科的、外科的治療が無効な場合には、

心臓移植を検討する。しかし、臓器提供の不足や、小児患者に対する補助人工心臓が未開

発な点などが大きな問題とっている。 
本研究の目的は、心臓移植しか治療法のない小児重症心筋症に対して、培養骨格筋筋芽

細胞シート移植術に基づく再生医療の安全性を評価することである。 
 
【本研究の背景】 

2010 年 7 月改正臓器移植法案施行後、小児からの脳死下臓器提供が可能となり、日本で

の小児心臓移植が可能となった。小児慢性特定疾患治療研究事業で調査した小児心筋症患

者は 485 人（平成 22 年度）である。その中で、心臓移植を考慮する患者は現在 30～40 人

程度であるが、毎年その数は増加傾向にある。 
小児重症心筋症の対照治療法としては、利尿剤、β遮断薬、アンギオテンシン変換酵素

阻害剤といった内科的治療が存在する。先天性形態異常を伴った心筋症には、外科的手術

を行うことで心負荷を軽減させるといった治療を行う。しかし、これらの標準的治療法で

も十分に奏効せず、心筋の線維化が進み心機能が低下する患者には、心臓移植しか根治的

治療法がない。しかし、我が国では小児患者からの臓器提供の数は極めて少なく、移植待

機期間は欧米と比べてもはるかに長期間になると予想される。移植待機期間中に心機能が

増悪すれば補助人工心臓装着を余儀なくされるが、我が国では、体格の小さな患者に対し

て使用できる補助人工心臓がなく、また、大人用の補助人工心臓が装着可能な患者におい

ても、感染症や脳血管合併症などの多くの問題を抱えている。 
我々は、自己の骨格筋から単離した筋芽細胞を、温度応答性培養皿を使用してシート化

し、心機能の落ちた心臓表面に移植することにより心機能改善を目指す新たな治療法を開

発してきた。ラット心筋梗塞モデル、DCM ハムスターならびに、イヌ DCM 様モデルに対

する動物実験でも、温度応答性培養皿を用いて作成した筋芽細胞シートは心機能改善効果

を示すことが明らかとなった。このような前臨床研究の結果に基づき、我々は DCM ならび

に ICM 患者を対象とした筋芽細胞シート移植の 2 つの臨床研究及び 1 つの治験を行った。

現在までに合計 16 例の患者にシート移植術を施行し、この治療法は、安全かつ有効な治療

法であるという結果が得られつつある。 
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【本研究の目的と意義】 
本研究の意義は、これまで成人に適応してきた再生医療を小児患者へも適応拡大して、

小児重症心筋症患者と対象とした自己細胞由来の筋芽細胞シート移植術の安全性を明らか

にし、小児領域における新たな再生利用の確立の礎を築くことにある。 
この治療法により、最終的には小児重症心筋症患者の生活の質の向上に大きく寄与する

ことが期待される。 
 
【対象疾患・目標症例数】 

小児重症心筋症：15 例 
 
【評価項目】 

主要評価項目：安全性評価：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 
副次評価項目：左心室機能の経時変化 

培養骨格筋筋芽細胞シート移植術の完遂の可否 
PedsQLTM を利用した被験者の QOL 評価 

 
【観察スケジュール】 

観察・検査・評価日 
スクリー

ニング 
一 

次 

症 

例 

登 

録 

骨格筋 

採取前 骨 

格 

筋 

採 

取 

筋芽 

細胞 

シート 

移植前 

二次症例 

登録前 

検査 

二 

次 

症 

例 

登 

録 

筋 

芽 

細 

胞 

シ 

ー 

ト 

移 

植 

筋芽細胞シート移植後 

中 

止 

時 

移植 

直後 
2週 

4

週 

12

週 

24

週 

実施許容範囲 

一次症例 

登録前 

4 週以内 

一次症例 

登録後 

4 週以内 

移植前 

3 週 

以内 

二次症例 

登録前 

平日 1 日

以内 

 
±6

日 

±1

週 
±4 週 

被験者背景 ○              

臨床症状 

の観察 

バイタルサイン   ○  ○ ○   ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

身長   〇          〇  

臨床症状 ○  ○  ○ ○   ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

身体所見   ○  ○    ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

PedsQLTM   ○  ○      ○  ○ ○ 

血液検査 
血液学的検査＊   ○  ○ ○   ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

生化学検査＊   ○  ○ ○   ○ ○ ○ ○ ○ ○ 
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ウィルス検査 ○              

十二誘導心電図   ○  ○    ○ ○ ○ ○ ○  

ホルター心電図   ○        ○  ○  

心臓超音波検査 ○  〇  ○ ○    ○ ○ ○ ○ ○ 

胸部 X 線 CTR   ○      ○ ○ ○ ○ ○ ○ 

心臓カテーテル検査   ○          ○  

6 分間歩行（可能な限り実施）     ○        ○ ○ 

有害事象               

併用治療               
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