
平成25年度厚生労働科学研究費補助金（成育疾患克服等次世代育成基盤研究事業） 

分担研究報告書 
 
 

AADC欠損症に対する遺伝子治療の臨床研究—定位脳手術法の確立 
 

       研究分担者 中嶋 剛 自治医大脳神経外科 助教 
 

研究要旨 
 
AADC欠損症に対する遺伝子治療の実施に向けて定位的脳手術法の開発を行った。 
定位的脳手術用治具、遺伝子注入用カニューレ、注入ポンプを製作した。 
また、小児での脳定位手術の実施法について検討した。 
 

 

Ａ．研究目的 

AADC 欠損症に対する遺伝子治療の実施に向
けて定位的脳手術法（遺伝子導入法）を確立
する。 
 
Ｂ．研究方法 
 定位的脳手術装置用の治具、遺伝子注入用
カニューレ、注入ポンプの設計、製造し安全
性について検証する。 
 また、小児での脳低手術の方法について確
認した。 
 
（倫理面への配慮） 
自治医科大学倫理委員会において承認された
研究計画に則って実施した。 
 
Ｃ．研究結果 
 定位的脳手術用治具、遺伝子注入用カニュ
ーレ、注入ポンプの製作行程が終了した。 
 乳幼児は、骨が柔らかいため、脳定位手術
での固定がずれる可能性や骨折のリスクがあ
るが、これまでの経験と、文献上から、4 歳
以上ではリスクも低く、実施可能であると判
断した。 
 
Ｄ. 考察 
    定位的脳手術で使用する遺伝子注入用カ
ニューレは直径を過度に小さくすると脳深部へ
の刺入時に容易に撓み遺伝子導入部位の精度低
下の原因になることが示唆されたため、脳深部
標的部位の近傍では細く、脳表の近傍ではより
太い径となるような一部テーパー形状を有する
カニューレが本研究に最適であると考えられた。 
 
Ｅ. 結論 
 遺伝子治療の実施に必要な定位的脳手術フレ
ーム用治具、遺伝子注入用カニューレ、ポンプ

の設計と製作を終えた。 
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