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【評価コメント】 

遺伝性難聴のゲノム編集治療の創出に向けて、蝸牛支持細胞に親和性のある All in-one AAVベクターを構築

し、その有用性をヒト iPS細胞由来の細胞モデルと動物モデルで示すなど、複数の成果を得た点は評価できる。

国際論文での報告や、企業と連携した特許出願も行われている。一方、難聴モデルマウスでの聴力改善の確

認は今後の課題である。軽度難聴型の患者由来 iPS 細胞に対するゲノム編集治療効果は必ずしも高くなく、そ

の原因追及と効果を高める技術の開発が期待される。 

 

 


