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【評価コメント】 

研究開発課題では、家族性の筋萎縮性側索硬化症（ALS）の原因遺伝子である変異型 SOD1、特に日本に

患者集積がある変異型の遺伝子治療薬の開発として、遺伝子編集による遺伝子治療の非臨床 POC 獲得を目

指して研究開発が実施された。遺伝子治療ベクターの変異遺伝子修復効率の最適化、ALS モデルマウス及び

ALS モデルブタの構築を行い、ヒト iPS 細胞および ALS モデルマウスにおいて、遺伝子治療ベクターによる遺

伝子編集効果が示された点は成果として一定の評価ができる。一方、モデルマウスでの遺伝子修復効率は約

1.2%であり、モデルブタでは遺伝子編集は検出されていないことから、運動機能改善等の有効性評価も含め、

非臨床 PoC の取得に向けてさらなる研究開発とデータの蓄積が求められる。今後、有効性の評価項目の設定

やベクター製造工程、品質管理方法等、課題を整理したうえで、更なる改良・検討が行われることを期待する。 


