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教育・研究概要

遺伝病（ライソゾーム病）研究講座は平成19年4

月1日本学初の寄付講座として開設された。主任研

究者1名，兼任研究員5名，訪問研究員1名研究補

助員3名で現在研究を行っている。研究のテーマと

しては

1） iPS多機能分化幹細胞をマウス皮膚より作成

に成功し，ヒト遺伝病，特にファブリ病，ゴーシェ

病での作成に取り組む予定である。

2） 幹細胞・遺伝子治療法の開発:レンチウイル

ス，AAVウイルスベクターを用いてのポンぺ病，ム

コ多糖症，クラベ病マウスモデルでの治療の開発に

取り組んでいる。

3） 筋ジストロフィー施設，身体障害者施設，腎

不全・透析施設でのポンぺ病，先天性ムコ多糖症，

ファブリ病のハイリスクスクリーニングを血液乾燥

濾紙血で行い，患者の診断更には治療に向けて研究。

全国障害者施設100名近くの患者より数名のポンぺ

病の酵素活性低下者を見出している。今後症例を重

ね検討を進める。

4） 患者支援として，ライソゾーム病患者への電

話相談，診断，治療のコンサルテイングなどから臨

床研究への応用を行う。

「点検・評価」

発足一年目で研究体制の整備に力を入れた。新し

い人材確保・研究テーマの選択策に重点を置いた。
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