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【目的】ライソゾーム病の一つである GM1 ガングリオシドーシスは、GM1 ガン

グリオシド (GM1) などの糖脂質や遊離コレステロール (FC) が脳に蓄積する難

治性疾患であり、これまでに有効な治療法は確立されていない。一方、シクロデ

キストリン (CyD) は、生体膜から脂質類を脱離させ、生体膜の構造や機能に影響

を与えることが知られている。そこで本研究では、GM1 ガングリオシドーシス治

療薬としての CyD 誘導体の可能性評価を行った。【方法】患者由来線維芽細胞 

(EA1 細胞) および GM1 ガングリオシドーシスモデルマウスを用いた。GM1 お

よび FC は、それぞれ Alexa488 ラベル化コレラトキシン B (Alexa-CTB) および 

Filipin III にて免疫染色し、共焦点レーザー顕微鏡にて観察した。【結果と考察】 

EA1 細胞において、CyDs は、エンドライソゾーム内 GM1 を濃度および時間依

存的に減少させることが示された。1) また、CyDs のマウス脳室内投与は、脳内の 

GM1 および FC 量を減少させることが示された。以上のことから、CyDs は、GM1 

ガングリオシドーシス治療薬として有用である可能性が示唆された。 
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