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【標的疾患】 

ハンチントン病 
 

【創薬標的】 
変異型ハンチントン mRNA 
 

【創薬コンセプト】 
局所投与されたアンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）の脳内時空間動態を制御す

ることにより、ASO によるハンチントン病治療効果の改善を図る。 
 

【モダリティの設定】 
核酸 
 

【創薬コンセプトの妥当性を支持するエビデンス】 
以下のことが PI らにより明らかにされている。 
自己ゲル化オリゴ核酸は、オリゴ核酸ユニットの徐放性と投与部位からの遠位送達性

が期待でき、投与操作が容易である。また、ユニットへの修飾基付加が可能であり、修

飾により、更に持続的放出と組織移行性を調整できると考えられる。 
 
【科学的、技術的な優位性】 

ASO 搭載自己ゲル化オリゴ核酸は、生分解性及び生体適合性に優れ、また、注射投与

が可能で徐放機能を有するユニークなモダリティである。 
 

【支援ステージにおける目標】 
病態モデルマウスでの検討において、創薬標的への高いノックダウン効果を実証する。 
 

【関連特許】 
無し 
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