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【標的疾患】 
多発性骨髄腫等の TP53 遺伝子異常が稀であり、かつ明確なドライバー遺伝子が不明な

難治性腫瘍 
 

【創薬標的】 
p53 活性化分子 

 
【創薬コンセプト】 
がん抑制遺伝子 TP53 の産物である p53 は、遺伝子異常や Mdm2 との結合等の様々なメ

カニズムによって p53 機能が不活化されている。がん細胞において、不活化されている

p53 のがん抑制作用を回復させる新規がん分子標的薬を取得する。 
 

【ターゲットプロダクトプロファイル】 
多発性骨髄腫、急性骨髄性白血病等の TP53 遺伝子異常の頻度が稀な難治性がんにおけ

る腫瘍増殖抑制、症状緩和、予後改善等が単剤での使用に加えて、現行の化学療法剤との

併用により期待できる新規のがん治療薬 
 

【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) スクリーニングにより、p53 野生型がん細胞において p53 を活性化するヒット化合

物を取得している。 
2) Mdm2 阻害剤とは異なる作用機序により、p53 を活性化する可能性を示唆する知見

が得られている。 
 
 



【科学的、技術的な優位性】 
Mdm2 阻害剤以外の p53 野生型のがんに対する分子標的薬はまだ臨床での実用化に至っ

ていない。PI が見出した化合物は p53 を活性化する新規化合物であり、Mdm2 阻害剤に

は見られない興味深い活性を有しており独創性が高い。 
 

【支援ステージにおける目標】 
 ヒット化合物が直接作用する標的分子を決定し、がん特異的な作用メカニズムを

詳細に解明すること。 
 解明した標的分子に対するアッセイ系を構築すること。 
 次ステージの方針（化合物の最適化、新規スクリーニング法等）が得られているこ

と。 
  

【関連特許】 
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