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網膜色素変性、治療への最前線
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網膜色素変性は長らく「不治の病」とされて
きたが、この数年で研究が急速に進み、多くの
研究が動物実験から実際の患者を対象とした臨
床試験に発展し、網膜色素変性の治療が現実の
ものとなりつつある。�
網膜色素変性の原因は網膜の視細胞の遺伝子
異常であり、この遺伝子がコードするタンパク
質の異常が生じる。そして視細胞の変性から細
胞死（アポトーシスまたはネクローシス）に至
り、最終的には視細胞が消失して完全な網膜変
性に至る。このような病気の各段階に応じて治
療戦略が考えられている。すなわち、①原因と
なる遺伝子異常に対する「遺伝子治療」、②視
細胞の細胞死に至る過程を抑える「網膜神経保
護」、③消滅した網膜視機能を再建する「人工
網膜」と、④「網膜の再生および移植」に大別
される。このうちの遺伝子治療、網膜神経保護、
人工網膜について、実際に臨床試験が行われて
いるものに限って紹介する。�
遺伝子治療は、網膜色素変性の特殊型である
レーベル先天盲における成功が、世界的に華々
しく報じられた。同じRPE65 遺伝子異常を持
つイヌに対する治療の成功を受けて臨床試験が
行われ、RPE65 遺伝子を網膜下に注入したす
べての患者で視機能の改善が得られた。これは
画期的な成果ではあるが、残念ながら直ちにす
べての色素変性に応用可能なわけではない。ま
ず原因遺伝子の特定が必要だが、色素変性の遺
伝子は多岐に渡り、未だに新しい遺伝子の発見
が続いている。また原因遺伝子を特定可能なの
は、日本人患者では 30％程度と推測されてい
る。さらに原因遺伝子が特定されても、それぞ
れの遺伝子について治療の安全性や効果の検証
が必要となるだろう。�

神経保護では、米国における毛様体神経栄養
因子（CNTF）の臨床試験が進行中であり、視
機能の維持、視細胞数の減少抑制が確認されて
いる。ヒトの網膜色素上皮細胞にCNTF 遺伝
子を導入して持続的にCNTF を産生するよう
に改良し、この細胞を特殊なカプセルに詰めて、
カプセルを眼内に埋植する。カプセルに守ら
れた細胞は免疫系の攻撃に晒されることなく、
長期にわたってCNTF を眼内に放出し続ける。
網膜色素変性のみならず萎縮型加齢黄斑変性も
臨床試験の対象となっているが、日本で臨床試
験が行われる目途はたっていない。�
0.15％ウノプロストン（オキュセバ ®）点眼
液による神経保護の試みは、日本オリジナルの
ものである。本来は緑内障治療薬として開発さ
れた薬剤であるが、神経保護効果も併せ持つこ
とが見出され、網膜色素変性を対象に臨床試験
が行われた。当初は視機能悪化の抑止が期待さ
れたが、実際には高濃度投与群で網膜感度の上
昇がみられ、プラセボ群との間に有意な差が観
察された。この結果をもとに、180 例を対象
とした 52 週間の第 3相臨床試験が開始され、
症例のエントリーは完了した。�
人工網膜は、米国で開発されたArgus�II がす

でに米国と欧州で医療機器としての承認を受
け、実際に患者への移植が行われている。電極
が 60個と限られているため視力に限界はある
が、先行する欧州からは臨床報告が相次いでい
る。ドイツで開発された人工網膜は、1500 個
の電極あるため解像度に優れ、サイコロの目の
数や向かい合った人の表情も判別できると報告
されている。日本では大阪大学のグループが、
強膜内に埋め込む人工網膜の開発を進めてい
る。
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これらの治療法は、直ちにすべての患者に適
応可能というわけではないが、網膜色素変性の

治療はもはや夢物語ではなく、間近に見える明
るい希望の光であることは間違いない。


