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「小児を対象とした臨床研究における倫理的配慮」 

講師：掛江 直子先生 

（国立成育医療研究センター 社会･臨床研究センター  
               政策科学研究部 保健政策科学研究室長） 

「小児希少疾患治療薬の臨床試験  
～ムコ多糖症脳室内酵素補充療法の治験を中心に～」 

講師：奥山 虎之先生 

（国立成育医療研究センター 臨床検査部長 ライソゾーム病センター長） 

同意能力が十分ではない小児を対象とした臨床研究を実施する際には、患者本
人の利益を代弁する立場の代諾者から同意を得るなど、さまざまな倫理的配慮が
求められる。本講演では、弱者保護の観点から小児を対象とした臨床研究を実施
する際の倫理的配慮について概説する。 

ムコ多糖症ＩＩ型の酵素補充療法が開始されて５年が経過した。酵素の静脈内投与
により、関節可動域の正常化、６分間歩行距離の延長など全身状態の劇的な改善
が得られるが、精神運動発達遅滞や神経退行などの中枢神経症状の改善は期待
できない。この問題を克服するため、我々は酵素の脳室内投与による中枢神経症
状の改善を目的とした医師主導治験の実施を計画している。本講演では、この治
験を実施するに至った背景と今後の治験の進め方について概説する。 


