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研究要旨 

再生不良性貧血、骨髄異形成症候群などの特発性造血障害に対する造血幹細胞移植の至適化を目指し、骨

髄異形成症候群に対して移植を決断した時点からの前方視的コホート研究を関東造血幹細胞移植共同研

究グループにおける多施設共同研究として実施し、平成 30 年 1 月に 110 症例の登録を完了した。移植へ

のブリッジング治療の差異による移植成績の違いは観察されなかったが、診断後早期の移植による再発率

の低下の可能性が示唆され、今後、診断後早期に臍帯血移植や HLA 不適合移植を含めた移植を行う臨床試

験を計画している。また、再生不良性貧血の初期治療としての造血幹細胞移植と免疫抑制療法を比較する

臨床決断分析では、両者でほぼ同等の QOL 補正期待生存期間が得られたが、その比較は免疫抑制療法の奏

効率に大きく影響されることが示された。 

 

Ａ．研究目的 

再生不良性貧血、骨髄異形成症候群などの特発

性造血障害に対する造血幹細胞移植の実態調査を

行い、患者の社会復帰を目指した質の向上とリソ

ース利用の最適化を追究する。また、疫学的解析

から移植療法の適応と時期についての検討を行う。

造血幹細胞移植のリソース利用の最適化のために、

適応や実態について、関係学会とも連携して検討

する。 

 

Ｂ．研究方法 
骨髄異形成症候群に対して移植を決断した時点

から移植後観察期間までの前方視的コホート研究

を実施する。移植決断時点で登録することによっ

て、これまでの移植症例を対象とした後方視的研

究の欠点を補うことができる。 

また、再生不良性貧血の初期治療としての造血

幹細胞移植と免疫抑制療法を比較する臨床決断分

析を実施するためにマルコフ決断樹を構築する。 

 

 

（倫理面への配慮） 

全ての研究は倫理委員会での審査、承認を受け

て実施する。前方視的コホート研究については被

験者から文書での同意を得た上で研究に登録する。 

 

Ｃ．研究結果 
骨髄異形成症候群に対して移植を決断した時点

からの前方視的コホート研究(関東造血幹細胞移

植共同研究グループにおける多施設共同研究)を

継続実施した。平成 30年 1 月末時点で目標の 100

症例に到達し、予定通りに登録を終了した。観察

期間を経て、平成 31年度から観察期間が終了した

症例について順次データの回収を行い、全登録症

例のデータの固定作業を開始した。令和 2 年度は

データ固定を完了し、令和 3 年度に解析を実施し

した。移植へのブリッジング治療の差異による移

植成績の違いは観察されなかった。一方、診断後

早期の移植による再発率の低下の可能性が示唆さ

れた。令和 4 年度に論文を執筆し、現在投稿中で
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ある。 

再生不良性貧血については、免疫抑制療法群は

EBMT の無作為割付比較試験の長期観察結果を、造

血幹細胞移植群は国内レジストリーデータ解析結

果を用いた臨床決断分析のマルコフ決断樹を作成

し、解析を行った。QOL で補正した期待生存期間

(QALY)はそれぞれ 6.77 年、6.74 年と同等であった。

しかし、この結果は移植後に GVHD 無しで生存して

いる患者の期待効用、免疫抑制療法後に部分寛解

で生存している患者の期待効用、そして免疫抑制

療法の奏効率によって影響されることが示された。 

 

Ｄ．考察 

骨髄異形成症候群の診断後早期の移植による再

発率の低下の可能性が示唆され、今後、診断後早

期に臍帯血移植や HLA 不適合移植を含めた移植を

行う臨床試験を計画している。再生不良性貧血に

ついてはマルコフ決断分析の結果から、一律にい

ずれかの治療を推奨するのは適切ではなく、免疫

抑制療法の奏効予測因子、TPO-R 刺激薬の併用、長

期的な QOL、患者・家族の人生観を踏まえて総合的

に選択すべきであると考えられた。 

また、前研究班において、ウマ ATG はウサギ ATG

よりも優れている可能性が高いことをメタアナリ

シスによって示したが、現状において日本国内で

はウマ ATG を使用することができない。ウマ ATG

製剤であるATGAMは 1990年代に国内治験が完了し

ているため、当該薬について「医療上の必要性の

高い未承認薬・適応外薬検討会議」に提出し、平

成 30 年 10 月の審査において承認された。令和 2

年度に開始された国内治験が完了し、令和 4 年 6

月に医薬品製造販売承認申請が行われた。 

 

Ｅ．結論 
 国際的にもこれらの疾患に対する造血幹細胞移

植の適応や至適な実施時期についての研究は少な

く、本研究の成果は本調査研究班の「診療の参照

ガイド」や日本造血細胞移植学会のガイドライン

を通して全国の診療施設で利用可能とすることに

よって、広く社会に還元されることが期待できる。 
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