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I. 基本情報 

 
事  業  名 ：  （日本語）創薬支援推進事業・希少疾病用医薬品指定前実用化支援事業 
      （英 語） 
 
補助事業課題名： （日本語）抗 FGF2 アプタマーを用いた軟骨無形成症治療薬の開発 

 （英 語）Development of a novel therapy for achondroplasia by using the aptamer 
against FGF2 

 
補助事業担当者  （日本語）株式会社リボミック 研究開発本部 取締役研究開発本部長 藤原将寿 
所属 役職 氏名： （英 語）Masatoshi Fujiwara, Board Director, Research & Development Division, 

RIBOMIC Inc. 
      
実 施 期 間： 平成 28 年 4 月 1 日  至 平成 29 年 3 月 31 日 
 
 
II. 成果の概要（総括研究報告） 
 補助事業代表者による報告の場合 

 
和文  

本事業では、抗 FGF2 アプタマーである RBM-007 を用いた軟骨無形成症治療薬の開発を実施して

いる。平成 28 年度では、RBM-007 の臨床試験に向けた準備を行った。具体的には、cGMP 合成、

原薬分析法の確立、GLP 安全性・毒性試験実施前に必要な試験、薬効薬理試験を実施した。cGMP
合成では、GLP 安全性・毒性試験、及び、第Ⅰ相臨床試験に必要と考えられる原薬量を確保するこ

とに成功した。それに伴い必須項目の原薬分析法についても確立することができた。GLP 安全性・

毒性試験実施前に必要な試験、具体的には、血液成分中での RBM-007 の安定性、実験動物での薬物

動態を実施した。薬効薬理試験では、軟骨無形成症を外挿する遺伝子改変マウスにおいて RBM-007
の効果を確認した（非臨床 POC の獲得）。平成 29 年度では、平成 30 年度に臨床試験を開始できる

よう、GLP 安全性・毒性試験を実施する予定である。 
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 英文 
The aim of this project is to develop a novel therapy for achondroplasia by using the aptamer 
against FGF2, which is referred to as RBM-007. In the fiscal year of 2016, several tasks have 
been completed or conducted to prepare for clinical trials with RBM-007 for achondroplasia, 
which included cGMP batch synthesis of RBM-007, development of drug substance analytical 
method, preceding tests necessary for GLP safety and toxicity tests, and pharmacological 
examinations. With regard to cGMP synthesis, we have succeeded to obtain the adequate 
amount of drug substance that is considered to be necessary for GLP safety and toxicity tests as 
well as for Phase I clinical trial in healthy volunteers. We have established the drug substance 
analysis method using the HPLC and Biacore system. Furthermore, we have completed a set of 
analyses, such as on stability of RBM-007 in blood matrix and pharmacokinetics in experimental 
animals, prior to the GLP safety/toxicity tests. Finally, we have proven the pharmacological 
effects of RBM-007 in achondroplasia transgenic mouse model. In the next fiscal year, we plan to 
perform GLP safety and toxicity tests so as to start clinical trials in FY 2018.  
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