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Geron社による取り組み



( Oct. 20th, 2011)( Oct. 20th, 2011)

“
„

4症例 (#1; has completed the Day 365 
follow-up visit, #2~; have completed the 
Day 30 follow-up visit)

安全性に関する影響
●なし→手術による合併症、

細胞移植による合併症
移植部位の変化（MRIによる観察）

移植免疫反応
移植による想定外の神経学的症状

●あり→タクロリムスによるもの
（マイナー）

胸椎損傷-ASIA, Grade A
18~65歳
受傷後7-14日に細胞移植
GRNOPC1; 2x106

GRNOPC1 臨床試験の経過（2011年10月）



“Geron abandons stem cell therapy 
as treatment for paralysis”
US biotech company Geron blames 
economic conditions for its decision to 
abandon the first‐ever human trial of its 
kind
（thegurdian, 2011年11月15日）

“Geron halting stem cell research, 
laying off staff”
（USA TODAY, 2011年11月15日）

“米Geron社、資金難でヒトES細胞の臨
床開発を放棄、事業売却へ、38％の従業
員を解雇”
（日経バイオテク，2011年11月16日）

Geron社がヒトES細胞臨床開発から撤退

（abc NEWS, 2011年11月16日）



Advanced Cell Technology, Inc.(ACT)Advanced Cell Technology, Inc.(ACT)社社

のヒトのヒトESES細胞臨床試験細胞臨床試験

http://www.advancedcell.com/



ACT社による取り組み

若年性遺伝性黄斑ジストロフィー症（シュタルガルト病）



萎縮型加齢黄斑変性症

ACT社による取り組み



http://www.advancedcell.com/

ACT社ホームページより

ACT社による取り組み

臨床試験患者（2名）の眼底写真

細胞移植デバイスと移植

３人３人 ３人３人 ３人３人



(The Lancet, Early Online Publication, 24 January 2012)

“Embryonic stem cells improve vision for two women”
The second patient in the study, a 51‐year‐old woman who preferred not to use her 
name, said she first noticed a change in her vision a few weeks after surgery when she 
woke up one morning and looked at an armoire across her bedroom.
"It has a lot of detailed carvings and I thought wow, I was missing those before," she 
said. "I thought, is this for real?"
Later, she noticed she could see the knobs on her stove, which she couldn't see before 
at a certain distance.

２人目の女性（５１）は手術から２～３週間たった朝、目覚めた時に寝室のたんすの細
かい彫刻に気付き、視力の改善を実感したという。以前は見えなかったこんろのつま
みが見えるようになり、目の前に示された指の数も分かるようになった。

(CNN, 24 January 2012)

AMD Stargardt Disease

Slit lamp images;1 week post ope



若年性遺伝性黄斑ジストロフィー症（シュタルガルト病）

3症例の移植手術済み→第１コホート終了

（2012年2月13日）

若年性遺伝性黄斑ジストロフィー症（シュタルガルト病）

ヨーロッパでも１症例

（2012年1月23日）



ACT臨床試験（Dry AMD, SMD）がウィルズ・アイ・ホスピタルで承認

http://www.advancedcell.com/

ACT社ホームページより

ACT臨床試験（SMD）がスコットランドで承認



日本

再生医療への仕組み

日本

再生医療への仕組み



基礎研究

臨床研究臨床研究治験治験

薬事法 先進医療
高度医療

先進医療
高度医療

企業による開発、
承認申請
製造販売
臨床利用

ヒト幹細胞臨床研究
指針

・1314号
・自己指針
・同種指針
・各種幹細胞指針案

薬事戦略相談

再生医療研究の実用化への出口（日本）再生医療研究の実用化への出口（日本）

First-in 
-Human 

Trial

治験
（commercial clinical trial）

臨床研究
（non-commercial clinical trial）

前臨床
試験

前・非臨床
研究



ヒトES細胞による臨床応用ヒトES細胞による臨床応用



ヒトES細胞による臨床応用ヒトES細胞による臨床応用

文部科学省文部科学省

倫理

厚生労働省厚生労働省

倫理 安全



基礎研究 臨床応用

樹立すること

使用すること

・ヒトＥＳ細胞の樹立及び分配に関する指針

文部科学大臣の確認

文部科学省
特定胚及びヒトＥＳ細胞等専門委員会

ヒトES細胞研究（日本）ヒトES細胞研究（日本）

・ヒトＥＳ細胞の使用に関する指針

・ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針
（平成２２年１１月１日改正）

医師法

薬事法
・ヒトＥＳ細胞加工医薬品等の品質及び安全
性の確保に関する指針（案）
（平成２２年１月１日中間報告版）

文部科学省文部科学省 厚生労働省厚生労働省

樹立すること

使用すること



細胞・組織利用医薬品の開発（日本）細胞・組織利用医薬品の開発（日本）

（引用：図1;阿久津, 草川, 梅澤. 感染・炎症・免疫；2012, 41; 324-328）
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ヒトES細胞による臨床試験の要件ヒトES細胞による臨床試験の要件

１．安全性や品質の担保

２．治療法の有効性を示す

１．安全性や品質の担保

２．治療法の有効性を示す



ヒト多能性幹細胞の樹立から培養維持ヒト多能性幹細胞の樹立から培養維持

（引用：改変図2;阿久津, 草川, 梅澤. 感染・炎症・免疫；2012, 41; 324-328）



ヒト多能性細胞の医療応用に必要な技術的要件ヒト多能性細胞の医療応用に必要な技術的要件

① 均一な細胞性質を保つ培養工程の確立

② 細胞の品質基準と管理体制の確立

③ 長期培養工程における細胞品質の管理と評価方法の確立

④ 動物由来成分の排除、感染性因子混入リスク管理
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国立成育医療研究センター
ヒトES細胞の樹立

国立成育医療研究センター
ヒトES細胞の樹立



SEES linesSEES lines



Collagenase Type IV
Trypsin
（ウシ、ブタ）

MEF（マウス）
STO（マウス）

牛胎児血清代替物
(Serum Replacement)
牛アルブミン
牛脳組織抽出物
等

培養液

フィーダー細胞

マトリックス

ゼラチン（ブタ）
マトリゲル
（マウス）

継代時に使用する酵素

 
胚盤胞 受精卵 

継代時に  

使用する酵素 

内細胞塊 

ﾌｨｰﾀﾞｰ 
細胞 

※   ：動物由来成分使用箇所  

培養液中 の牛 

胎児血清成分や 

他動物由来成分 

桑実胚 

ＥＳ細胞 

ヒトES細胞培養系から異種成分を除くヒトES細胞培養系から異種成分を除く



完全ゼノフリー
ヒトES細胞の樹立に成功

SEES4



完全ゼノフリーヒトES細胞の樹立～SEES4～完全ゼノフリーヒトES細胞の樹立～SEES4～



未分化マーカー未分化マーカー



多分化能性-Teratoma formation-多分化能性-Teratoma formation-



多分化能性-in vitro-および染色体核型多分化能性-in vitro-および染色体核型



ヒトES細胞非ヒト型シアル酸解析ヒトES細胞非ヒト型シアル酸解析



１．ヒトES細胞を用いた臨床応用は進んでいる
・ACT社による臨床試験（米国）

２．ヒトES細胞樹立から維持までの基盤技術は確保され

ている

３．次世代臨床応用のヒトES細胞（非ヒト型シアル酸フ

リー）作製に成功
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結語結語
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