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【標的疾患】 

多発性硬化症 
 
 

【創薬標的】 
分子 X 
 
 

【創薬コンセプト】 
多発性硬化症でみられる血液脳関門（BBB）の破綻を修復することによる多発性硬化

症治療薬を創製する。 
 

 
【モダリティの設定】 

低分子化合物 
 

【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。 
1) 多発性硬化症患者由来 iPS 細胞を用いて、剖検脳同様に BBB の破綻を再現できる

モデルの構築に成功した。 
2) BBB の発達、維持に重要な Wnt/ catenin シグナルを活性化することで多発性硬

化症患者由来 BBB モデルの破綻が修復できることを報告し、同モデルが BBB を

標的とした創薬研究に有効であることを示した。 
3) 健常人と比較して多発性硬化症患者で発現変動が認められる遺伝子の解析から、

BBB の破綻に関与する標的候補分子 X を同定した。 
 
 

【科学的、技術的な優位性】 



PI らは患者由来 iPS 細胞を用いることで、これまでにない BBB 構成細胞に着目した

研究を行っている。独自に開発し、特許出願を行なった iPS 細胞から BBB 構成内皮細

胞に分化誘導する手法を用いる。同方法は、これまでのモデルと比べて、純粋な内皮の

性質と免疫細胞の浸潤に関わる接着因子の発現に優れており、内皮細胞の形態と BBB
の破綻に伴う血液成分の漏出、免疫細胞の浸潤が関与する疾患の研究に有用である。 
 

【支援ステージにおける目標】 
分子 X の創薬標的としての可能性を明らかにするため、多発性硬化症患者の BBB 機能

が分子 X の活性化で改善できること、さらに BBB モデルを用いて、健常人の BBB 機

能が分子 X のノックダウンで悪化すること等を検証する。  
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