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I. 基本情報

事 業 名 ：  （日本語）難治性疾患実用化研究事業 

 （英 語）Practical Research Project for Rare / Intractable Diseases 

研究開発課題名： （日本語）運動失調症の分子病態解明・治療法開発に関する研究 

（英 語）Studies on molecular pathology and therapeutic strategy for spinocerebellar 

ataxia 

研究開発担当者  （日本語）国立研究開発法人 国立精神・神経医療研究センター 理事長 水澤英洋 

所属 役職 氏名：（英 語）National Center of Neurology and Psychiatry, President, Hidehiro 

Mizusawa 

実 施 期 間： 平成 27 年 4 月 1 日 ～ 平成 29 年 3 月 31 日 

分担研究   （日本語）運動失調症モデル動物の病態解析に基づく分子標的の探索と治療シーズの

開発 

開発課題名：     （英 語）Development of molecular-targeted therapy for cerebellar ataxia using 

animal models 

研究開発分担者   （日本語）名古屋大学大学院 医学系研究科 教授 祖父江 元 

所属 役職 氏名： （英 語）Nagoya University Graduate School of Medicine, Designated Professor, 

Gen Sobue 

分担研究  （日本語）シヌクレイノパチーにおける凝集制御因子の探索 

開発課題名： （英 語）The investigation of aggregation-regulatory mechanism in synucleopathy 

研究開発分担者   （日本語）同志社大学大学院 教授 貫名 信行 

所属 役職 氏名： （英 語）Doshisha University, Professor, Nobuyuki Nukina 
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分担研究  （日本語）歯状核赤核・淡蒼球ルイ体萎縮症たんぱく質（DRPLAp）の生理的機能に基

づく治療法開発研究 

開発課題名：  （英 語）Function of wild-type and mutant dentatorubral-pallidoluysian atrophy 

protein (DRPLAp) 

研究開発分担者   （日本語）東京大学医学部附属病院神経内科 助教 石浦浩之 

所属 役職 氏名： （英 語）Assistant Professor, Department of Neurology, The University of Tokyo 

分担研究  （日本語）運動失調症の分子病態解明に基づく治療開発研究 

開発課題名：  （英 語）Therapeutics development of cerebellar ataxia based on elucidation 

    of molecular mechanisms 

研究開発分担者   （日本語）東京医科歯科大学  教授  岡澤 均 

所属 役職 氏名： （英 語）Tokyo Medical and Dental University, Professor, Hitoshi Okazawa 

分担研究  （日本語）核酸・蛋白質の代謝恒常性破綻モデルの解析を通した神経変性病態の解明

と創薬 

開発課題名： （英 語）Pathology of impaired protein and nucleic acid metabolism and 

therapeutic strategy for neurodegeneration 

研究開発分担者   （日本語）国立精神・神経医療研究センター トランスレーショナルメディカルセン

ター長 和田圭司

所属 役職 氏名： （英 語）National Center of Neurology and Psychiatry, Translational Medical 

Center, Director General, Keiji Wada 

分担研究  （日本語）DRPLA (Dentatorubral-Pallidoluysian Atrophy)をモデルとした CRISPR/Cas9

によるゲノム編集を用いたポリグルタミン病治療戦略研究 

開発課題名：  （英 語）Research on therapeutic strategies of polyglutamine diseases by gene editing 

using CRISPR/Cas9 modeled on DRPLA 

研究開発分担者   （日本語）新潟大学脳研究所神経内科学分野 教授 小野寺 理 

所属 役職 氏名： （英 語） Osamu Onodera. Professor. Department of Neurology, Brain Research 

Institute, Niigata University. 
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分担研究  （日本語）脊髄小脳失調症の霊長類モデルの作成と検証 

開発課題名：   （英  語） Generation and validation of non-human primate model of the 

spinocerebellar ataxia 

研究開発分担者   （日本語）群馬大学大学院医学系研究科 教授 平井宏和 

所属 役職 氏名：  （英 語）Hirokazu Hirai, Professor, Gunma University Graduate School of Medicine 

分担研究  （日本語）新規遺伝性変性疾患 Asidan（SCA36）における分子病態解明と新規治療法

開発 

開発課題名：  （英 語）Molecular pathological mechanism and therapeutic strategy for Asidan 

研究開発分担者   （日本語）岡山大学大学院医歯薬学総合研究科 脳神経内科学 教授 阿部 康二  

所属 役職 氏名：  （英 語）Department of Neurology, Okayama University Graduate School of Medicine, 

Dentistry and Pharmaceutical Sciences, Professor and Chairman, Koji 

Abe 

分担研究  （日本語）非翻訳マイクロサテライト・リピート伸長による SCAの治療薬探索 

開発課題名：     （英 語）Development of therapy for spinocerebellar ataxia caused by a non-coding 

microsatellite repeat expansion 

研究開発分担者   （日本語）群馬大学大学院医学系研究科脳神経内科学 教授 池田佳生 

所属 役職 氏名： （英 語）Yoshio Ikeda, Professor, Department of Neurology, Gunma University 

Graduate School of Medicine 

分担研究 (日本語)FXTASの CGG リピート不安定性と DNA ミスマッチ修復遺伝子発現

開発課題名：  （英 語） Somatic FMR1 CGG repeat instability and DNA repair gene expression 

levels in Fragile X-associated tremor/ataxia syndrome (FXTAS) 

研究開発分担者   （日本語）自治医科大学内科学講座神経内科学部門 教授 松浦 徹  

所属 役職 氏名：      （英 語） Division of Neurology, Department of Medicine, Jichi Medical University, 

Tohru Matsuura 

分担研究  （日本語）ゲノム講座多型による多系統萎縮症の発病素因解析 

開発課題名：  （英 語）Genome CNV analysis for multiple system atrophy 

研究開発分担者   （日本語）北海道大学大学院医学研究院神経病態学分野神経内科学教室 特任教授

佐々木秀直 
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所属 役職 氏名： （英 語）Hidenao Sasaki, Professor. Department of Neurology, Faculty of Medicine 

and Graduate School of Medicine, Hokkaido University 

分担研究  （日本語）多系統萎縮症のモデル動物作成と分子病態解明 

開発課題名：  （英 語）Establishment and analysis of animal model of multiple system atrophy 

研究開発分担者   （日本語）弘前大学大学院医学研究科脳神経病理学講座 教授 若林孝一 

所属 役職 氏名： （英 語）Department of Neuropathology, Hirosaki University Graduate School of 

Medicine, Professor, Koichi Wakabayashi 

分担研究  （日本語）異常タンパク伝播に着目したシヌクレイノパチーの病態解析と新規治療法

の確立 

開発課題名：   （英 語）Pathological mechanism and therapeutic strategy for synucleinopathies 

研究開発分担者   （日本語）独立行政法人国立病院機構仙台西多賀病院神経内科 院長 武田篤 

所属 役職 氏名： （英 語）NHO Sendai Nishitaga Hospital, Director, Atsushi Takeda 

分担研究 （日本語）脊髄小脳失調症 31 型の根本的治療薬開発

開発課題名：  （英 語）Dissecting molecular mechanism of spinocerebellar ataxia type 31 

  (SCA31) 

研究開発分担者   （日本語）国立大学法人東京医科歯科大学 医学部附属病院 

長寿・健康人生推進センター・教授・石川欽也 

所属 役職 氏名： （英 語）Tokyo Medical and Dental University The Center for Personalized 

Medicine for Healthy Aging・Professor・Kinya Ishikawa 

分担研究  （日本語）無セルロプラスミン血症モデルでの鉄排出機構に関するニューロメタルの関与 

開発課題名：  （英 語）Effect of neurometals for iron efflux from the cells of 

    aceruloplasminemia 

研究開発分担者   （日本語）浜松医科大学第一内科 教授 宮嶋裕明 

所属 役職 氏名： （英 語）Hamamatsu University School of Medicine, First Department of 

    Medicine, Professor, Hiroaki Miyajima 
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分担研究  （日本語）遺伝性痙性対麻痺の新規原因遺伝子の同定 

開発課題名：  （英 語）Identification of the causative gene of hereditary spastic paraplegia 

研究開発分担者   （日本語）山梨大学大学院総合研究部医学域神経内科学講座 教授 瀧山嘉久 

所属 役職 氏名： （英 語）Yoshihisa Takiyama MD, PhD, Professor and Chairman, Department of 

Neurology, Graduate School of Medical Sciences, University of 

Yamanashi 

分担研究  （日本語）様々な脊髄小脳変性症における時間情報処理機構の多施設研究 

開発課題名：  （英 語）A multicentered study on the temporal processing in patients with 

spinocerebellar degeneration. 

研究開発分担者   （日本語）福島県立医科大学医学部神経内科学講座 教授 宇川義一 

所属 役職 氏名： （英 語）Department of Neurology, Fukushima Medical University, Professor, 

Yoshikazu Ugawa

分担研究  （日本語）小脳機能評価法の開発と霊長類モデルによる病態解析 

開 発 課 題 名 ： （ 英 語 ） Development of clinical tests for cerebellar functions and 

pathophysiological analysis in non-human primates 

研究開発分担者   （日本語）北海道大学 教授 田中真樹 

所属 役職 氏名： （英 語）Hokkaido University, Professor, Masaki Tanaka 

分担研究  （日本語）脳内運動制御器の非侵襲的分析を利用した高齢者の転倒リスク早期発見・

対応システムの開発 

開発課題名：  （英 語）Development of a system to identify people with a high-risk of falling 

研究開発分担者   （日本語）（公財）東京都医学総合研究所 プロジェクトリーダー 筧 慎治 

所属 役職 氏名： （英 語）Tokyo Metropolitan Institute of Medical Science, Project Leader, Shinji 

Kakei 

分担研究  （日本語）ポリグルタミン病の動物モデルの開発と治療薬の探索 

開発課題名：     （英 語）Developing animal models and searching therapy for polyglutamine 

diseases 
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研究開発分担者   （日本語）大阪大学大学院医学系研究科・教授・永井義隆 

所属 役職 氏名： （英 語）Osaka University Graduate School of Medicine, Professor,  

Yoshitaka Nagai 

II. 成果の概要（総括研究報告）

 本研究では脊髄小脳変性症（ポリグルタミン病、非翻訳 RNA リピート病、痙性対麻痺など）と多系統

萎縮症を取り上げ、①新しいシーズ解明と既知薬剤のリポジショニング推進、②現有・新規モデル動物

の解析を経た病因解明、③原因不明疾患での原因同定、④客観的病状評価法とバイオマーカーの開発を

目的とした。 

 同一疾患名が付いても、個々の病型は異なることが多く、希少かつ多様と言う課題を克服するために

多施設共同研究体を構成し、インキュベーション型の研究を実施した。その結果、創薬と臨床試験・治

験に関連して自立して個別申請が見込める複数の研究を輩出した。本研究における分担研究者はポリグ

ルタミン病については、祖父江元（名古屋大学）、貫名信行（順天堂大学、後に同志社大学）、石浦浩之

（東京大学（2014年度は後藤順））、岡澤 均（東京医科歯科大学）、小野寺理（新潟大学）、平井宏和（群

馬大学）、和田圭司（国立精神・神経医療研究センター）、永井義隆（大阪大学（2016 年度より））、非翻

訳 RNAリピート病は阿部康二（岡山大学）、池田佳生（群馬大学）、松浦 徹（自治医科大学）、痙性対麻

痺が瀧山嘉久（山梨大学）、多系統萎縮症は佐々木秀直（北海道大学）、若林孝一（弘前大学）、武田篤（仙

台西多賀病院）、石川欽也（東京医科歯科大学）、宮嶋裕明（浜松医科大学）、定量的評価技術開発は筧慎

治（都総合医学研究所）、宇川義一（福島医科大学）、田中真樹（北海道大学）であった。 

3年間の主な研究成果は以下の通りである。 

①ポリグルタミン病：

１）マーモセットで新規のポリグルタミン病モデルを作出することに成功した。２）DRPLAマウスを使

用しポリグルタミン蛋白の毒性を抑制する手法を確立した。３）HMBG1 発現 AAVベクター、RpA1発現 AAV

ベクターを活用した遺伝子治療研究を脊髄小脳失調症 1 型（SCA1）モデルマウスで実施し、長期の運動

機能と病理像の改善を認めた。４）SCA1の細胞モデルにおける HSP90 阻害剤 BIIB021 の効果を検討し

た結果、本剤が HSF1 の活性化を介して HSP70 の発現を誘導するとともに、LC3-II や Atg7 などオートフ

ァジー関連分子の発現を増強させて変異 ataxin-1蛋白質の分解を促進することを明らかにした。 

②非翻訳型リピート病：

１）Asidan（SCA36）:GGCCTGリピートについて培養細胞で RNA fociの形成・判定系を構築し治療薬候

補のスクリーニングを実施した。２）Asidan 患者の剖検組織の詳細な検討を行い、大脳、小脳、下オリ

ーブ核、脊髄、側頭葉に GGCCUG 繰り返し配列をもつ RNA凝集体（RNA foci）が存在することを明らかに

した。特に下オリーブ核の細胞質には直径が 10μm近い巨大な RNA凝集体(Giant RNA foci)が存在した。

３）Asidan 患者の６割が DAT scan で specific binding ratio 低下を認めた。４）新規 RNA分解システム

である RNautophagyを見いだしその機序を明らかにした。 

③多系統萎縮症：

１）遺伝子解析で本疾患に偏在する頻度の高い領域を特定することに成功した。２）αシヌクレイン

細胞間伝播に関しドパミントランスポータのエンドサイトーシスが線維化αシヌクレインの細胞内取り

込みを促進することを発見した。３）オートファジー上流分子である AMBRA1 は正常および異常 α シヌ
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クレインと結合し、その分解に関わることを明らかにした。４）ヒト型αシヌクレインをマウス脳のオ

リゴデンドロサイトで過剰に発現させる MSAモデル動物を作成した。 

④痙性対麻痺、無セルロプラスミン血症： 

 １）Japan Spastic Paraplegia Research Consortium (JASPAC) に集積された遺伝性痙性対麻痺 (HSP) 

のゲノムリソースを用いて、この 3 年間で HSP 新規原因遺伝子の探索を行った。その結果、痙性失調症

を呈した一卵性双生児例において新規 PLA2G6変異を見出した。また小脳失調と精神発達遅滞を伴う 2家

系から新規 ALDH18A1変異を見出した。２）亜鉛が無セルロプラスミン血症での鉄の過剰蓄積とそれに伴

う諸臓器や脳の障害を抑制できる可能性を見いだした。 

⑤バイオマーカー研究： 

 １）モーションキャプチャー法などを使用して連続変数による評価系の構築をめざした。２）脊髄小

脳変性症の患者群において同期タッピング課題という検査を行い、多系統萎縮症の群では時間的統合の

能力が他の病型（脊髄小脳変性症 6 型、31 型、マシャド・ジョセフ病）の群に比べて低下することを示

唆する結果を得た。３）純粋小脳型の脊髄小脳変性症に様々な心理物理検査を行い、小脳障害を抽出で

きる行動パラメータを探索した。また、類似の行動課題を訓練したサルに神経生理、神経薬理学的手法

を適用し、その病態生理を調べた。 

 
英文 

The mission of the study group is to elucidate the molecular pathogenesisi and to develop 

therapeutic tools of spinocerebellar ataxia (polyglutamine diseases, non-coding repeat expansion 

diseases and multiple system atrophy) and familiar spastic paraplegia. Since the diseases are 

rare and diversified, the group conducted a multi-instituitional joint research.  

Major reluts of the study group are as follows: 

① Polyglutamaine diseases 

  1) We generated a marmoset model of spinocerebellar ataxia type 3 (MJD, SCA3) by injecting 

an adeno-associated virus (AAV) serotype 9 vector expressing a mutant ATXN3 protein into the 

cerebellum. We also obtained polyglutamine disease transgenic marmosets mimicking human disease 

pathology of SCA3. 2) We developed a mthod to treat DRPLA mice. 3) We found that AAV-RpA1 improved 

DNA damage in Purkinje cells, recovered neural processes and cell body, recovered number of 

Purkinje cells, and finally ameliorated motor symptoms and elongated lifespan of SCA1 mouse model. 

We also found the therapeutic efficacy of AAV-HMGB1 on SCA1 mouse model. 4) We found that BIIB021, 

an HSP90 inhibitor, facilitates degradation of pathogenic ataxin-1 protein via HSP70 and autophagy 

induction by activating HSF1. 

② Repeat disease due to non-coding sequence expansions 

1) Cellular models of Asidan (also called SCA36) were developed and used to select 

candidate chemical compounds that suppress RNA foci formation.2) An autopsy sample was obtained 

from an Asidan patient and histologically examined. Cytoplasmic inclusions and (GGCCUG)n repeat 

RNA foci were detected. Giant RNA foci, nearly 10 lm in diameter, were detected most frequently 

in the inferior olivary nucleus. 3) Scores of DAT scan was decreased in 60% of the Asidan patients 

without evident parkinsonian features. 4) We characterized a new autopgagy system that degrades 

RNA. 
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③ Multiple system atrophy 

1) We asked whether any CNVs in genome relate the molecular mechanism of multiple system 

atrophy (MSA), by using the array CGH method. 2) We found that endocytosis of dopamine transporter 

(DAT) simultaneously increased the uptake of exogenous α-synuclein in cultured cells. 2) We 

demonstrated that AMBRA1 is a novel hub binding protein of α-synuclein and plays a central role 

in the pathogenesis of multiple system atrophy (MSA) through the degradative dynamics of 

α-synuclein. 3) We generated a mouse model of MSA by overexpressing human α-synuclein in 

oligodendrocytes.  

④ Familiar spastic paraplegia 

  1) Using the genomic DNA collected by Japan Spastic Paraplegia Research Consortium 

(JASPAC), we attempted to elucidate the causative gene of Hereditary Spastic Paraplegia (HSP) 

during three years. We found a compound heterozygous mutation in the PLA2G6 gene. We found novel 

homozygous and compound heterozygous mutations in the ALDH18A1 gene in two families with spastic 

paraplegia associated with ataxia and mental retardation. 2) We found that treatment with zinc 

may be useful in patients with aceruloplasminemia to diminish iron accumulation in the brain and 

body and to prevent or ameliorate systemic and neurologic symptoms. 

⑤ Physiological Biomarkers 

1) We developed a motion-capture nsystem to evaluate the signs of cerebellar ataxic 

patients as continuous variables. 2) We examined the limitation of temporal integration in patients 

with SCA by synchronized tapping task, and found that patients with MSA have shorter limitation 

of temporal integration than those with other types of SCA (SCA6, SCA31, and Machado Joseph disease). 

3) We explored behavioral parameters to probe cerebellar cognitive functions by performing various 

psychophysical tests on pure-cerebellar types of SCA (SCA6, SCA31) and matched controls. We trained 

macaque monkeys on similar behavioral tasks and performed physiological and pharmacological 

experiments to clarify the underlying mechanisms.  
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25. Dysregulated nuclear factor-κB (NFκB) signaling in spinal and bulbar muscular atrophy

(SBMA)，ポスター，飯田円，勝野雅央，中辻秀朗，足立弘明，近藤直英，藤内玄規，祖父江元，第

38回日本神経科学大会，2015/7/28-31，国内．

26. Silencing neuronal mutant AR suppresses neuropathogenesis in an SBMA mouse model, 口演, 佐

橋健太郎, 勝野雅央, Gene Hung, 足立弘明, 近藤直英, 中辻秀朗, 藤内玄規, 飯田円, C. Frank

Bennett, 祖父江元, 第 56 回日本神経学会学術大会, 2015/5/20-23, 国内

27. The effects of pioglitazone on spinal and bulbar muscular atrophy，ポスター，飯田円，勝野

雅央，中辻秀朗，足立弘明，近藤直英，宮崎雄，藤内玄規，渡辺宏久，山本正彦，岸田堅，祖父江

元，第 56回日本神経学会学術大会，2015/5/20-23，国内．

28. Expression and role of TFEB in spinal and bulbar muscular atrophy, ポスター, 藤内玄規, 足

立弘明, 勝野雅央, 近藤直英, 宮崎雄, 飯田円, 中辻秀朗, 丁瑩, 渡辺宏久, 祖父江元,

第 56回日本神経学会学術大会，新潟コンベンションセンター, 2015/5/20-23, 国内

29. ピオグリタゾンの球脊髄性筋萎縮症に対する効果について，ポスター，飯田円，勝野雅央，中辻秀

朗，足立弘明，近藤直英，宮崎雄，藤内玄規，渡辺宏久，山本正彦，岸田堅，祖父江元，第 37回日

本神経科学大会，2014/9/11-13，国内．

30. アンチセンス核酸を用いた球脊髄性筋萎縮症の病態治療研究, 口演, 佐橋健太郎, 勝野雅央, Gene

Hung, 足立弘明, 近藤直英, 飯田円, 中辻秀朗, 宮崎雄, 藤内玄規, C. Frank Bennett, 祖父江元,

第 55回日本神経学会学術大会, 2014/5/21-24, 国内
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31. Spinal and bulbar muscular atrophy (SBMA)に対する PPAR gamma agonist (pioglitazone)の効果，

ポスター，飯田円，勝野雅央，中辻秀朗，足立弘明，近藤直英，宮崎雄，藤内玄規，渡辺宏久，祖

父江元，第 55回日本神経学会学術大会，2014/5/21-24，国内．

32. Polyglutamine diseases and protein quality control. 口頭 Nukina N, International symposium

"New Frontier of Molecular Neuropathology 2014" Akio Suzuki Memorial Hall (M&D Tower 2F) TMDU,

Tokyo, Japan. ; 2014/03/16-17;国内

33. 転写因子 NF-Y の機能破壊はユビキチン・p62 の蓄積、小胞体異常を伴う神経変性を誘導する. ポ

スター 山中智行, 戸崎麻子, 黒澤大, 松本弦, 小池正人, 内山安男, MAITY SN, 下郡智美, 服部

信孝, 貫名信行, 第 66回日本細胞生物学会大会;奈良（奈良県新公会堂、東大寺総合文化センター）. 

2014/06/11-13;国内 

34. 転写因子 NF-Y の機能破壊はユビキチン・p62 の蓄積、小胞体異常を伴う神経変性を誘導する. ポ

スター 山中智行, 戸崎麻子, 黒澤大, 松本弦, 小池正人, 内山安男, MAITY SN, 下郡智美, 服部

信孝, 貫名信行, 日本薬学会第 134年会;熊本(ホテル日航熊本 他) 2014/03/27-30;国内.. 

35. ポリグルタミン病とタンパク質の品質管理. 口頭 貫名信行, 順天堂大学大学院平成 25 年度老人

性疾患病態治療研究センター研究成果発表会;東京(順天堂大学)； 2014/03/18;国内..

36. オートファジーと神経変性. 口頭 貫名信行, 大阪大学蛋白質研究所セミナー「オートファジー

と疾患」;吹田(大阪大学吹田キャンパス)  2014/02/20-21;国内.

37. ポリグルタミン病の治療戦略と蛋白質の品質管理. 口頭 貫名信行,神経疾患治療研究会;京都(京

都大学芝蘭会館) 2014/02/25;国内.

38. Singular localization of sodium channel β4 subunit in unmyelinated fibres in the striatum.

ポスター Miyazaki H, Oyama F, Inoue. R, Kiyonari H, Kino Y, Kurosawa M, Ogiwara I, Yamakawa

K, Shimogori T, Hattori N, Miura M, Nukina N, 第 38回 日本神経科学大会;神戸コンベンショ

ンセンター（ポートアイランド）2015/7/28-31;国内.

39. The pathomechanism of Huntington disease:factors related to its pathological cascades（ハ

ンチントン病の分子病態）. 口頭 Nukina N,第１２０回日本解剖学会・第９２回日本生理学会大会

合同大会;神戸国際会議場（神戸ポートアイランド）: 2015/03/21-23(23);国内. 

40. NF-Y inactivation induces differential, cell type-specific neuropathology. 口頭 Yamanaka

T., Nukina N. Brain Protein Aging and Dementia Control 1st International Symposium; Nagoya

University, Nagoya, Japan 2015/10/09-10;国内.

41. Cell type-specific neruopathologies in NF-Y mutant mice. ポスター 山中智行, 戸崎麻子, 宮

崎晴子, 黒澤大, 小池正人, 内山安男, Maity SN, 三澤日出巳, 服部信孝, 貫名信行. 第 38回日本

神経科学大会;神戸（神戸国際会議場）20157/28～31;国内.

42. ポリグルタミン病病態研究からわかってきたこと. 口頭 貫名信行,第 5 回メトロポリタン脳の老

化・認知症フォーラム;東京医大病院 2015/12/1;国内.

43. ハンチントン病：その病態とタンパク質の品質管理. 口頭 貫名信行,第 9 回パーキンソン病・運

動障害疾患コングレス;品川プリンスホテル 2015/10/15;国内.

44. 病態脳科学@京都. 口頭 貫名信行, 第１回 Kyoto Neurology Forum; 2015/9/5 国内

45. 大脳基底核疾患の病態脳科学ーやってきた道、向かう道. 口頭 貫名信行,第１７回東京脳・神経

セミナー;帝京大学 2015/2/9;国内.
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46. ポリグルタミン病凝集体形成に対するオートファジー系の影響. 口頭貫名信行,文部科学省私立大

学戦略的研究基盤形成支援事業：高次神経機能障害の発症メカニズム解明と新規治療法の開発;同志

社大学京田辺キャンパス 2015/3/14;国内

47. 大脳基底核疾患研究の病態脳科学的展開. 口頭 貫名信行,第５７回日本神経学会学術大会(楢林賞

受賞講演);神戸コンベンションセンター  2016/5/19;国内.

48. TBK1 は p62 のリン酸化を介してマイトファジーを制御する. 貫名信行, 私大戦略公開シンポ 同志

社大学医心館 2016/3/5;国内.

49. Search for target genes of transcriptional regulation by dentatorubral-pallidoluysian

atrophy protein (DRPLAp) that acts as transcriptional co-regulator. 口頭、Keiko Hatano,

Hidetoshi Date, Hiroyuki Ishiura, Masaki Tanaka, Jun Mitsui, Jun Goto, Jun Yoshimura, Koichiro

Doi, Shinichi Morishita, Shoji Tsuji. International Conference on Human Genetics、2016/4/4、

国内（国際学会）。

50. 歯状核赤核・淡蒼球ルイ体萎縮症蛋白質(DRPLAp) の転写 co-regulatorとしての標的遺伝子の検討.

ポスター発表、波多野敬子, 伊達英俊, 石浦浩之, 三井純, 田中真生, 後藤順, 吉村淳, 土井晃一

郎, 森下真一, 辻省次. 第 56回日本神経学会学術大会 2015年 5月、国内

51. Analysis of transcriptional regulation by Dentatorubral-Pallidoluysian Atrophy protein

(DRPLAp) that acts as transcriptional co-regulator. ポスター発表、Keiko Hatano, Hidetoshi

Date, Hiroyuki Ishiura, Jun Mitsui, Masaki Tanaka, Jun Goto, Jun Yoshimura, Koichiro Doi,

Shinichi Morishita, Shoji Tsuji. Annual meeting of American Society of Human Genetics, 2015

年 10月、国外

52. 「脊髄小脳失調症 1 型における DNA 損傷修復異常のコアネットワーク解析」口演、田村 拓也、

Barclay S Sam、藤田 慶大、伊藤 日加瑠、本木 和美、島村 徹平、田川 一彦、勝田 明寿香、曽根

雅紀、井元 清哉、宮野 悟、岡澤 均、第 55 回日本神経学会学術大会、福岡国際会議場（福岡県福

岡市）、発表日 2014/05/23、国内

53. 「TERA/VCP/p97 の DNA 修復機能不全は複数の神経変性疾患に関与する」ポスター、藤田 慶大、中

村 蓉子、岡 努、伊藤 日加瑠、田村 拓也、田川 一彦、笹邊 俊和、勝田 明寿香、本木 和美、塩

飽 裕紀、吉田 千里、曽根 雅紀、岡澤 均、第 55回日本神経学会学術大会、福岡国際会議場（福岡

県福岡市）、発表日 2014/05/23、国内

54. 「脊髄小脳失調症 1 型における DNA 損傷修復異常のコアネットワーク解析」口演、田村 拓也、

Barclay S Sam、藤田 慶大、伊藤 日加瑠、本木 和美、島村 徹平、田川 一彦、勝田 明寿香、曽根

雅紀、井元 清哉、宮野 悟、岡澤 均、第 55 回日本神経病理学会総会学術研究会、学術総合センタ

ー（東京）、発表日 2014/06/06、国内

55. 「複数のポリグルタミン病に共通する TERA/VCP/p97 の DNA 損傷修復機能不全」口演、藤田 慶大、

中村 蓉子、岡 努、伊藤 日加瑠、田村 拓也、田川 一彦、笹邊 俊和、勝田 明寿香、本木 和美、

塩飽 裕紀、吉田 千里、曽根 雅紀、岡澤 均、第 55回日本神経病理学会総会学術研究会、学術総合

センター（東京）、発表日 2014/06/06、国内

56. 「複数のポリグルタミン病に共通する TERA/VCP/p97 の DNA損傷修復機能不全」（ポスター）藤田 慶

大、中村 蓉子、岡 努、伊藤 日加瑠、田村 拓也、田川 一彦、笹邊 俊和、勝田 明寿香、本木 和

美、塩飽 裕紀、吉田 千里、曽根 雅紀、岡澤 均、第 37回日本神経科学大会、パシフィコ横浜 (横

浜市)、発表日 2014/09/12、国内
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57. 「情報科学を用いた神経変性疾患の病態解明」（ポスター）田村 拓也、Barclay S Sam、藤田 慶大、

伊藤 日加瑠、本木 和美、島村 徹平、田川 一彦、勝田 明寿香、曽根 雅紀、井元 清哉、宮野 悟、

岡澤 均、第 37回日本神経科学大会、パシフィコ横浜 (横浜市)、発表日 2014/09/13、国内

58. “DNA damage repair and neurodegenerative diseases” (Oral) 、Hitoshi Okazawa, the 37th

Annual Meeting of the Molecular Biology Society of Japan, Symposium for Regeneration of Genome,

Pacifico Yokohama (Yokohama), 発表日 2014/11/25、国内

59. 「脊髄小脳失調症 1型の分子病態コアネットワークの解明」ポスター、田村 拓也、Barclay S Sam、

藤田 慶大、伊藤 日加瑠、本木 和美、島村 徹平、田川 一彦、勝田 明寿香、曽根 雅紀、井元 清

哉、宮野 悟、岡澤 均、第 37回日本分子生物学会年会、パシフィコ横浜 (横浜市)、発表日 2014/11/26、

国内

60. 「iPS細胞由来ヒト神経細胞を用いた SCA1の病態研究」口演、岡澤 均、大谷 彰子、平成 26年度 研

究報告会・運動失調症の病態解明班、JA共済ビル カンファレンスホール（東京）、発表日 2015/01/15、

国内

61. 「ヒト血液、髄液を用いた SCA1 のバイオマーカー探索」口演、岡澤 均、田川 一彦 平成 26年度 研

究報告会・運動失調症の医療基盤に関する調査研究班、JA共済ビル カンファレンスホール（東京）、

発表日 2015/01/15、国内

62. “HMGB1 gene therapy ameliorates phenotype of mutant ataxin-1 knock-in mice”ポスター、伊

藤 日加瑠、藤田 慶大、田川 一彦、陳 西貴、本間 秀典、笹邊 俊和、清水 潤、清水 重臣、村松 慎

一、岡澤 均、第 56 回日本神経学会学術大会、朱鷺メッセ（新潟コンベンションセンター）/ホテル

日航新潟（新潟県新潟市）、発表日 2015/05/21、国内

63. “Analysis of molecular mechanism and development of therapeutic methods in spinocerebellar

ataxia type 1 (SCA1)” 口演、Hikaru Ito, Kyota Fujita, Xigui Chen, Hitoshi Okazawa.、第

57 回日本神経学会学術大会、神戸国際展示場（神戸市）、発表日 2016/05/18、国内

64. 「SCA に対する新規遺伝子治療法の開発」口演、岡澤 均、第 57 回日本神経学会学術大会、神戸ポ

ートピアホテル（神戸市）、発表日 2016/05/20、国内

65. “The hnRNP-Htt axis regulates necrotic cell death induced by transcriptional repression

through impaired RNA splicing” ポスター、Ying Mao, Takuya Tamura, Yoshie Yuki, Daisu Abe,

Yoshinori Tamada, Seiya Imoto, Hikari Tanaka, Hidenori Homma, Kazuhiko Tagawa, Satoru Miyano,

Hitoshi Okazawa.、第 39 回日本神経科学大会、パシフィコ横浜（横浜市）、発表日 2016/7/20、国

内 

66. “Gene therapy to conquer spinocerebellar ataxia” 口演、Hitoshi Okazawa、第 22回日本遺伝

子細胞治療学会 (JSGCT2016)、虎の門ヒルズフォーラム（東京）、発表日 2016/07/30、国内

67. 「変性型認知症の分子メカニズムの共通性と特異性」口演、岡澤 均、第 35 回日本認知症学会学術

集会、東京国際フォーラム（東京）、発表日 2016/12/01、国内

68. Therapeutic strategy for brain disorders as systemic diseases（口演）、和田圭司、第 58回日

本神経化学会大会、大宮、2015 年 9月 11日

69. DRPLAモデルマウスに対するアンチセンスオリゴヌクレオチドによる治療の試み. ポスター発表.藤

田 菜摘, 加藤 泰介, 佐藤 俊哉, 辻 省次, 西澤 正豊, 小野寺 理.日本神経科学大会.神戸国際展

示場. 2015 年 7月. 国内
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70. Efficient Gene Transfer into the Marmoset Central Nervous System Using AAV9 Vectors, ポス

ター, 松﨑 泰教、今野 歩、向井 亮、本多 文昭、平戸 政史、好本 裕平、平井 宏和, 第６回日本

マーモセット研究会, 2016/12/12, 国内.

71. Generation of a marmoset model of spinocerebellar ataxia type 3 via AAV9 vector-mediated gene

transfer, ポスター, Konno A, Matsuzaki Y, Hirai H, Neuroscience 2016, 11/13/2016, 国外.

72. Progressive impairment of metabotropic glutamate receptor(mGluR) mediated signaling and

carebellar synaptic plasticity in spinocerebellar ataxia type 1(SCA1) model mice, ポスタ

ー, Hosoi N, Shuvaev AN, Hirai H, Neuroscience 2016, 11/13/2016, 国外.

73. Generation of animal models of spinocerebellar ataxia via AAV9 vector-mediated gene transfer,

ポスター, Konno A, Matsuzaki Y, Hirai H, 第 22回日本遺伝子細胞治療学会, 7/29/2016, 国内.

74. Development of viral vectors labeling a specific cell population in non-human primates and

their application to generation of a neurodegenerative disease model, 口頭, Hirai H, 第３

９回日本神経科学大会, 7/22/2016, 国内.

75. Reversible conversion of the neuron-specific enolase promoter activity from neuron to

astrocyte induced by neuroinflammation after brain injury, ポスター, Sawada Y, Konno A,

Nagaoka J, Hirai H, 第３９回日本神経科学大会, 7/21/2016, 国内.

76. Impaired synaptic plasticity at cerebellar parallel fiber-Purkinje cell synapses in AAV

vector-based mouse model of spinocerebellar ataxia type 3, ポスター, Watanabe M, Konno A,

Hirai H, 第３９回日本神経科学大会, 7/22/2016, 国内.

77. Progressive impairment of cerebellar synaptic plasticity in spinocerebellar ataxia type 1,

ポスター, Hosoi N, Shuvaev AN, Hirai H, 第３９回日本神経科学大会, 7/22/2016, 国内.

78. 運動の記憶を形成する細胞内シグナル－脊髄小脳変性症マウスを用いた解析と治療の可能性－, 口

頭,平井宏和、シュワエフ アントン、細井延武, 第４６回日本神経精神薬理学会年会, 7/2/2016,

国外（韓国ソウル）.

79. 脊髄小脳変性症１型モデルマウスにおける短期・長期シナプス可塑性と Ca2＋シグナルの進行性異常,

ポスター, 細井延武、シュワエフ アントン、平井宏和, 第９３回日本生理学会大会, 3/23/2016,

国内.

80. AAV9による遺伝子導入を介した脊髄小脳失調症モデル動物の作出, ポスター, 今野 歩、松﨑泰教、

平井宏和, 第９３回日本生理学会大会, 3/23/2016, 国内.

81. Inflammation-induced switch of the neuron-specific enolase promoter activity from Purkinje

neuron to Bergmann glia, ポスター, Sawada Y, Konno A, Ohtani T, Takahashi N, Matsuzaki Y,

Kishi S, Hirai H, 第６回国際放射線神経生物学会大会, 2/13/2016, 国内.

82. AAV9 vector – mediated production of animal models of spinocerebellar ataxia. ポスター, Konno

A, Matsuzaki Y, Hirai H, 第６回国際放射線神経生物学会大会, 2/13/2016, 国内.

83. 脊髄小脳変性症１型（SCA1）モデルマウスにおける小脳 mGluR シグナリングの進行性異常, ポスタ

ー, 細井延武, 平井 宏和, 第３８回日本神経科学大会, 7/30/2015, 国内.

84. AAV9による遺伝子導入を介した脊髄小脳失調症 3型モデルマーモセットの作出, ポスター, 今野歩,

松﨑 泰教, 篠原 洋一郎, 平井 宏和, 第３８回日本神経科学大会, 7/28/2015, 国内.

85. Gene and stem cell therapies against polyglutamine diseases, 口頭, 平井 宏和, 第５６回日

本神経学会学術大会, 5/20/2015, 国内.
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86. Disruption of metabotropic glutamate receptor signaling in Purkinje cells expressing a

mutant SCA1 gene, ポスター, Shuvaev AN, Hosoi N, Hirai H, 第 5 回国際放射線神経生物学会大

会, 2/21/2015, 国内.
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