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	U1．これまでの研究の背景と概要
	U2. 研究計画の概要
	U3. 治験の内容
	（注2）iPS創薬：iPS細胞から目的の細胞を大量に分化誘導し、体外で多種類の薬剤を投与
	することによってそれぞれの薬剤の効果や毒性を検討する方法です。これまでに難し
	かったヒト由来の細胞を大量に用いて体外で検討することができ、薬剤開発の効率が
	上がることが考えられています。また、今回のように、マウスモデルが確立されてい
	ない疾患でも患者さん由来のヒト細胞を用い検討することができるため、新たな研究
	手法として注目されています。
	（注4）シロリムス：免疫抑制剤の一種で、国内でも使用されている薬剤です。ラパマイシン
	と呼ぶこともあります。
	（注5）DFNB4：Pendred症候群に似ているが甲状腺腫がなく、遺伝子検査ではSLC26A4に病
	的変異を認めるものがDFNB4に相当します。年齢が上がると甲状腺が腫れてくるこ
	とも予想されています。
	（注6）プラセボ（偽薬）：患者さんによっては、「薬を使っている」という事実による心理的
	な効果（プラセボ効果）でも治療効果が出てしまうことがあります。そこで新しい薬
	の効果を調べるときには、本物の薬（実薬）と外見的に区別のつかない偽薬（プラセ
	ボ）を服用する患者さんも設けて、実薬との効果を比較することが必要になります。
	このような科学的な試験を行うことではじめて、本当に効果のある薬を世の中に送り
	出すことができるのです。

