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研究要旨 本研究では、遺伝子治療臨床研究の被験者それぞれにおける治療効果と原因遺伝子の因果関

係を検討するために、被験者の原因遺伝子検索を実施する体制を整備することを目的とする。平成 24

年 8 月に厚生労働大臣より臨床研究実施計画の了承を取得し、平成 25 年 3 月より遺伝子治療臨床研究

を開始した。本年度は、さらに 4例の被験者への投与を実施し、低用量群 5名への投与を完了した。被

験者から採取されたサンプルは手順に従って適切に保存されている。 

 

Ａ．研究目的 

 遺伝子治療臨床研究の被験者それぞれにおけ

る治療効果と原因遺伝子の因果関係を検討する

ために、被験者の原因遺伝子検索を実施する体制

を整備することを目的とする。 

 

Ｂ．研究方法 

 被験者から採取されたサンプルからのDNA抽

出法、保存法の手順作成し、既知の原因遺伝子

を検出するためのプライマーやプローブを設

計する。 

（倫理面への配慮） 

「ヒトゲノム・遺伝子解析研究に関する倫理指

針」（平成 20 年 12 月 1日一部改正）に基づいて、

ゲノム診断を施行する。 

 

Ｃ. 研究結果 

 手順に従い、被験者から採取されたサンプルは

適切に保存されている。また、既知の原因遺伝子

を検出するためのプライマーやプローブを設計

し、適正化を実施している。 

 さらに、全ゲノム解析による原因遺伝子検索を

実施するため、他施設との共同研究についての話

し合いを開始した。 

 

Ｄ, Ｅ．考察、結論 

 原因遺伝子検査を実施する体制が順調に整備

されており、臨床研究における効果判定後速やか

に検査を実施することが可能となる予定である。 

 

Ｆ．健康危険情報 

なし 

 

Ｇ．研究発表 

１．論文発表 

なし 
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