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研究要旨 
ムコ多糖症は病型別に酵素補充療法の開発が進んでいるが、未だ酵素製剤のない病型が存在
し、また製剤があっても長時間の点滴、高額な薬価、骨関節症状や中枢神経症状への効果が限
定的であるなど、多くの制約が存在する。一方、造血幹細胞移植は、ドナーの確保、安全性な
どの面で、全ての患者に適用することは難しい。ペントサンポリ硫酸は古くから臨床で安全に
使用され、モデル動物実験で、病型に関係なく骨関節症状や中枢神経症状への効果が期待され
ている。今回、ムコ多糖症II型男性患者３名に対して安全性について臨床研究を行い、良好な
結果を得た。 

研究協力者  
戸松俊治（デュポン小児病院） 
折居建治、深尾敏幸（岐阜大学小児科） 
 
Ａ．研究目的             
モデル動物実験で、病型に関係なく骨関節症
状や中枢神経症状への効果が期待されているペ
ントサンポリ硫酸PPSのヒトに対する安全性を
検証する。 
 
Ｂ．研究方法 
ムコ多糖症 II型男性成人患者３名（24歳、34歳
、37歳）に対して PPS0.5mg/kgおよび 1.0mg/kg
を週１回、12週間皮下注し、安全性、バイオマー
カーの変化、臨床所見の変化を分析した。 

（倫理面への配慮）岐阜大学大学院医学研究等倫
理審査委員会の承認のもとに、参加者への書面に
よる説明と同意を得て実施した。 
 
Ｃ．研究結果 
（安全性）PPSの皮下注射は３例とも問題なく
重大な副反応も認められなかった。皮下注射部
位の軽度の痛みと皮下出血が認められた。 
（臨床所見）１例で関節痛の減少が認められ、
関節可動域の改善の認められた症例もあった。
６分間歩行や３分間昇段では改善は認められな
かった。 
（バイオマーカー）尿中･血中のGAGレベルは有
意な変化は認められなかった。各種サイトカイ
ンでは、MIFが減少傾向が認められた。 
 
Ｄ．考察 

PPSは古くから抗凝固剤として臨床使用され
ている安全で安価な薬剤である。また獣医領域
では関節症治療薬として使用されている。また
作用機序はTLR4を介した炎症反応を抑制するこ
とが期待されていることから、ムコ多糖症の病
型に依存せず，どの患者にも使用可能である事
が期待される。今回の臨床研究で安全性が確認
され、部分的にではあるが臨床効果も期待され
る結果であった。今後は、他の病型に広げ，ま
た小児患者への投与についても検討する予定で
ある。 
 
Ｅ．結論               
 PPSはムコ多糖症に対する補助的治療薬として
安全に使用できる可能性が示唆された。 
 
Ｇ．研究発表 
1.  論文発表 
Orii KE, Lim A, Tomatsu S, Stapleton M, Suzuki Y, 
Simonaro CM, Schuchman EH, Fukao T, Matsumoto 
T. Safety Study of Sodium Pentosan Polysulfate for 
Adult Patients with Mucopolysaccharidosis Type II. 
Diagnostics 2019;9:226 
doi:10.3390/diagnostics9040226 
 
2.  学会発表  なし 
 
Ｈ．知的財産権の出願・登録状況 
 1. 特許取得 なし 
 2. 実用新案登録 なし 
 3. その他 なし
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表  ムコ多糖症 II型３例の臨床所見（Orii KE et al. Diagnostics 2019;9:226） 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

図  PPS投与前後のMIFの変化（Orii KE et al. Diagnostics 2019;9:226） 
 

 
  
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
 
 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 


