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成果の概要。 

(1) 本移植法の安全性と実施可能性を検証するための少数例のパイロット試験のプロトコールを作

成し、2023 年 8月には特定臨床研究として jRCTに登録し、保険が使用可能となった 9月 1日か

ら症例登録可能となった。骨子として、主要評価項目を生着不全および移植後 30日以内の早期

死亡の有無とすること、対象疾患は HLA 一致ドナーがいない FA あるいは SCID 症例で、症例数

は 3 例としている。2024 年 2 月に 1 例目が登録されたが、ドナーの体調不良などのため延期と

なっていたが、4月 2日から移植治療が開始され 9日に移植が行われた。 

(2) パイロット試験の 1 例目実施に先立ってαβT 細胞と B 細胞除去の品質の安定性を確立するた

め、実際に欧州で実臨床に使用されているαβT/B 細胞除去ハプロ移植のための試薬と機器

（CliniMACS）を用いてαβT細胞と B細胞除去を行い動作確認を行った（ドライラン）。ドライ

ランでは CliniMACS の動作確認を行い、細胞除去率については安定した品質をあたらめて確認

した。 

(3) パイロット試験後には本移植法の保険収載を目指して治験を行う方針であり、リツキシマブお

よび CliniMACS の承認を目指すことでミルテニー社および全薬工業と合意を得ている。PMDA と

は協議を続けており、2024年度は対面助言面談を行う予定である。 

(4) 治験のためのプロトコル作成については AMED 資金を獲得することができ、プロトコル骨子は概



 

ね完成している。対象は造血細胞移植が必要な患者のうちハプロ一致ドナーしか得られない症

例で、PT-CYを行うことが困難な患者である。主要評価項目は移植後 100日における無イベント

生存割合であり、イベントは一次生着不全、grade3以上の急性 GVHD、PTLDの発症、および死亡

の４つである。症例数は 10症例であり、ベイズ流の解析法により 9例以上の成功で本移植法の

成功と判定する予定である。プロトコルにおいては本移植の遂行に不可欠な、症例登録方法、

CRF の整備、除去工程の手順書整備、幹細胞の評価方法、感染症の評価方法、移植後の免疫再構

築の評価方法、および移植治療前と治療中の臨床医的評価項目などを設定した。 

(5) 2022 年 10 月に HLA 一致ドナーが得られなかったファンコニ貧血(FA)の 11 歳男児に対し、父親

をドナーとするαβT/B細胞除去ハプロ移植を行った。本報告書提出段階で移植後 1年 6か月を

経過しドナー造血による生着と免疫再構築が得られ、GVHD や PTLDなどの合併症はなく経過して

いる。本症例については IJH誌に症例報告し論文化した。今後は引き続き GVHDや感染症などの

合併症に注意しながら晩期障害についても確認する。（図） 

 

 


