
ライソゾーム病とは
各種酸性水解酵素の遺伝的欠損

分解されるべき基質がライソゾームに蓄積

細胞障害、臓器障害を起こす

細胞内の清掃工場

ライソゾーム
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正常な細胞 ファブリー病の細胞
（糖脂質がリソゾームへ

大量に蓄積した細胞）

分解されない糖脂質は進行性に

リソゾームに蓄積する
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酵素補充療法（正常細胞）
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酵素補充療法の実際（患者細胞）
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造血幹細胞移植

たいへんな治療ですが、以下の2つの利点があります。

１）うまく行けば、定期的（1回/週）
酵素補充の必要はなくなります。

２）低年齢で行えば、
神経症状への効果も期待できます。


