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【評価コメント】  

本研究は、アンチセンス核酸を用いたエクソンスキップ法を、より迅速かつ低コストで社会実

装するための基盤技術の確立を目標とし、複数のエクソンスキップ核酸医薬品の評価を進めてき

た。市販薬を上回るエクソンスキップ効率を示す活性が確認されたこと、ならびに関連する知的

財産の出願が行われたことは評価できる。 

一方で、モデル動物の作製など時間を要する研究項目が含まれていたため、研究期間内に最終

的な成果の創出には至らなかった。各エクソンを標的とした配列については、今後、エクソンご

とに臨床開発の可能性を個別に検討するとされており、実用化への展開に期待する。また、ブラ

ンチポイントを標的とするアンチセンス核酸の効率的かつ効果的な選定手法については、なお改

善の余地があると考えられるため、引き続き検討を進めることを望む。あわせて、in vivo での

有効性検証についても進展を期待する。 
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