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II. 成果の概要（総括研究報告） 

 

【和文】 

角膜内皮機能不全の治療のための革新的再生医療として、組織幹細胞から分化誘導した培養成熟角膜

内皮細胞の前房内移入による角膜内皮組織構築という再生医療に取り組んだ。 

最終規格である高品質の移植適格細胞集団を用いた臨床研究７例、再生医療等安全性確保法下での臨

床研究13例を実施するなど合計31例について順調に臨床研究を進展させ、角膜移植医療と同等以上の臨

床効果が得られることを確認した。患者に安定的に適用しうる培養ヒト角膜内皮細胞の規格標準化にも

成功し安定生産法を確立した。培養ヒト角膜内皮細胞亜集団の選別方法を確立し、高品質マスター細胞と

しての培養ヒト角膜内皮細胞を決定し、安全で、安定な品質の製品を提供することを可能としたことは科

学的価値も高い。角膜内皮移植環境における他家細胞移植を前提とした免疫特性についての検討や、移植

用細胞として品質を担保するための細胞表面マーカーの設定、根拠となる細胞機能評価など、「培養ヒト

角膜内皮細胞の規格標準化に向けた品質評価項目」について詳細な検討とデータ蓄積を、規制当局との相

談を活用しつつ十分に実施した。論文、学会発表はもとより、特許出願も積極的に行った。 
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角膜再生医療の実現可能性を高めた点で、本研究開発課題の社会的価値は高い。多様な病態像を示す

水疱性角膜症を対象疾患とし、さらに、初期フックス角膜内皮ジストロフィへの適応拡大までをも視野に

入れており、患者への治療の選択肢が広がる可能性を検証できた。 

臨床研究の段階より提携企業を設定し、企業協力と教育を通じて、薬事承認を見据えた医師主導治験

の開始が予定されている。米国への技術導出も進捗し、アジアへの展開も具体化しつつあり、適応疾患の

拡大と国際標準医療としての展開を具体化しつつあり、見通しも明確である。細胞ソースの安定的な確保

にも留意しつつ、今後、事業化に向けて取り組みを発展させることを計画している。 

 

【英文】 

Cultured human corneal endothelial cells (cHCECs) are expected to become an alternative to donor-cornea 

transplantation for the treatment of bullous keratopathy. Pioneering regenerative medicine involving mature 

differentiated cHCECs infused into the anterior chamber has been developed to treat corneal endothelium 

dysfunction. cHCECs of high quality in terms of their biochemical characteristics and functional features were 

clinically verified to be effective for reconstituting impaired corneal endothelium in 31 of 31 (100%) cases tested. 

The clinical benefits cHCECs have now been confirmed to be almost more effective than those thus-far obtained by 

corneal transplantation. We succeeded in establishing a proper culture protocol to successfully obtain a reproducible 

stable homogeneous cell subpopulation with mature cHCEC functions suitable for cell-injection therapy, thus 

making it possible to correlate cell quality with consistent clinical safety and efficacy. Our new and widely-

applicable cell-therapy concepts and novel regenerative-medicine research techniques have now been published and 

also presented to corporate interests, and intensive discussion has begun on regulatory guidelines with the Japanese 

Pharmaceuticals and Medical Devices Agency. Due to these successful novel breakthroughs, we immediately 

developed an overseas expansion to make our new cell therapy applicable worldwide and broaden the target 

diseases with HCEC dysfunction that can now be treated, such as Fuchs’ Endothelial Corneal Dystrophy. In 

addition, we are currently in the process of conducting clinical trials to obtain approval from the Japanese 

Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, and meet the guidelines set forth in the Japan Pharmaceutical 

Affairs Law for the expansion of medical research and development. 
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