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【評価コメント】  

本研究は、BBB通過型ヘテロ核酸（HDO）の有用性検討について、課題評価委員会のコメントを

踏まえ、研究対象をALSおよびDM1に絞って研究を推進した。既存リガンドに代わる新規DDSリ

ガンド候補化合物Xを見出し、中枢移行性ならびに遺伝子抑制効果を維持しつつ、安全性および

臓器選択性の改善可能性を示した点は評価できる。 

今後は、本研究で得られた知見を基盤として、疾患モデルにおける表現型の改善効果を実証す

るとともに、薬効発現に必要な十分量の中枢移行が達成されていることを確認し、中枢移行性に

優れたHDO創薬基盤技術としての有効性をさらに明確化することを望む。 
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