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米国デューク大学ではこれまでに脳性麻痺のお子さんに対するさい帯血を用いた再生医療研究を数多く行っ
ています。今回、低酸素性虚血性脳症・脳室周囲白質軟化症・脳出血のいずれかにより脳性麻痺を発症してい
るお子さんを対象に他家さい帯血・他家さい帯由来間葉系幹細胞の投与を行う、ランダム化非盲検第Ⅱ相臨床
試験の結果が報告されましたのでご紹介致します。

＜表；被験者の情報＞

AlloCB
(n = 20)

hCT-MSC
(n = 23)

Natural history
(n = 25)

All
(n = 68)

年齢、歳 : ヵ月

平均 (SD) 3:6 (1:0) 3:8 (0:10) 3:6 (0:9) 3:7 (0:10)

中央値 (最低, 最大) 3:10 (2:2, 5:0) 3:9 (2:1, 5:0) 3:8 (2:1, 4:10) 3:9 (2:1, 5:0)

性別, n (%)

女性 10 (50.0) 6 (26.1) 12 (48.0) 28 (41.2)

男性 10 (50.0) 17 (73.9) 13 (52.0) 40 (58.8)

人種, n (%)

アジア人 0 2 (8.7) 3 (12.0) 5 (7.4)

白人 20 (100.0) 21 (91.3) 20 (80.0) 61 (89.7)

その他 0 0 2 (8.0) 2 (2.9)

民族性, n (%)

ヒスパニック 2 (10.0) 2 (8.7) 5 (20.0) 9 (13.2)

非ヒスパニック 18 (90.0) 21 (91.3) 20 (80.0) 59 (86.8)

基準GMFM-66 スコア

平均 (SD) 48.95 (11.7) 50.26 (12.8) 48.12 (13.7) 49.09 (12.7)

中央値 (最低, 最大) 47.50 (29.0, 72.0) 45.00 (30.0, 73.0) 48.00 (24.0, 70.0) 47.50 (24.0, 73.0)

無作為化層, n (%)

GMFCS レベル I/II, 他 3 (15.0) 5 (21.7) 6 (24.0) 14 (20.6)

GMFCS レベル I/II, 脳卒中 8 (40.0) 8 (34.8) 8 (32.0) 24 (35.3)

GMFCS レベル III/IV, 他 7 (35.0) 9 (39.1) 8 (32.0) 24 (35.3)

GMFCS レベル III/IV, 脳卒中 2 (10.0) 1 (4.3) 3 (12.0) 6 (8.8)

無作為化時のGMFCSレベル, n (%)

I 7 (35.0) 7 (30.4) 9 (36.0) 23 (33.8)

II 4 (20.0) 6 (26.1) 5 (20.0) 15 (22.1)

III 1 (5.0) 5 (21.7) 3 (12.0) 9 (13.2)

IV 8 (40.0) 5 (21.7) 8 (32.0) 21 (30.9)

脳性麻痺の病因, n (%)

低酸素性虚血性脳症 6 (30.0) 5 (21.7) 3 (12.0) 14 (20.6)

胎内または周産期における
脳卒中/脳出血

10 (50.0) 9 (39.1) 12 (48.0) 31 (45.6)

脳室周囲白質軟化症 4 (20.0) 9 (39.1) 10 (40.0) 23 (33.8)

本研究は、2～5歳の脳性麻痺児91名を、他家さい帯血（HLA 4座/6座以上マッチ）投与群（AlloCB）と他
家さい帯由来間葉系幹細胞投与群（hCT-MSC）、対象群（Natural History）の3群に分けて行われました。さ
い帯血およびさい帯は、カロライナ公的臍帯血バンクの寄付検体であり、AlloCBは体重1kgあたり総有核細胞
数1×108が単回投与され、hCT-MSCは体重1kgあたり2×106が3ヶ月おきに1回ずつ計3回投与されました。評
価については、初回と投与から6ヶ月後、12ヶ月後にGMFM-66により運動機能が評価されました。
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＜GMFM-66について＞
姿勢保持や歩行など全身を使った運動機能についての評価尺度。2歳か

ら12歳の脳性麻痺児それぞれの年齢に応じた予想される発達度合いのスコ
アが算出され、それに基づく発達曲線が発表されています。本研究では、
実際の患者のスコアと予想されるスコアの差を評価項目としています。

1年後のGMFM-66スコアは、実際の値と予想される値の平均の差が、AlloCBでは5.8、hCT-MSCでは4.3、
対象群では3.1であり、細胞を投与した群では通常の脳性麻痺児に期待される値より著しい運動機能の向上
が確認されました。また、1年後のGMFM-66スコアの変化量の平均はAlloCBでは9.5、hCT-MSCでは7.5、
対象群では6.7であり、AlloCBにおいて運動機能が大きく向上することが確認されました。

運動機能の評価

本研究により、高用量の他家さい帯血投与や他家さい帯由来間葉系幹細胞の反復投与の安全性が確認され、
特に他家さい帯血は投与から1年後の運動機能の向上に大きく寄与することが示されました。

結語

＜図；GMFM-66の1年後の変化＞

細胞投与の安全性

安全性評価は、投与から6ヶ月、12ヶ月、24ヶ月目に行われました。合計8名（AlloCB 3例、hUC-MSC 
5例）の被験者に8件の急性反応が生じましたが、いずれも投薬など医学的処置により改善し、長期的な後
遺症は認められませんでした。また、2年間で66名に合計143件の有害事象が報告されましたが、それらは
今回の細胞投与とは関連がありませんでした。
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