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             血液脳関門 
    （BBB：blood-brain barrier） 
  

      E        ：  Endothelial cells 
      As    ：  Astrocyte 
      P        ：  Pericyte 
      M       ：  Microglia  
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  1.  血液脳関門を突破して脳に薬剤を効率的に送達する技術の開発 
 
  2.  新規の核酸医薬「ヘテロ二本鎖核酸」を用いた分子標的治療の開発 
 
  3.  神経内科の診療 
 
  4.  神経内科の教育 
 

目標： 難治性神経疾患の新規治療法の開発・実現 

アカデミア・医師としてのモチベーション 
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• 学術的技術開発 
• アライアンス 
    パートナーの紹介 
• 技術アドバイスの
提供 
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• 技術の商業化 
• プロジェクト管理 
• 知財管理 

• 薬品開発 

知財の 
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ライセンス料 

製薬企業 
片岡一則先生 

横田隆徳先生 

血液脳関門を突破して脳に薬剤を効率的に送達する技術 



1. アンチセンス核酸 

    ⇒ 一本鎖DNA 

2. siRNA (small interfering RNA) 
     ⇒ 二本鎖RNA 

3. ヘテロ二本鎖核酸 （HDO） 
    (hetero-duplex oligonucleotide) 

     ⇒ 二本鎖DNA/RNA 

新規の核酸医薬 「ヘテロ二本鎖核酸」 

主な核酸医薬 



ビタミンE結合ヘテロ二本鎖核酸の高い有効性 

家族性アミロイドニューロパチーの 
モデルマウスへの静脈投与による 
標的遺伝子（Transthyretin）の 
肝臓における抑制効果 
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Vit.E 

アンチセンス核酸 

ヘテロ二本鎖核酸 

20 mer 

20 mer 

13 mer 

13 mer 

ED50 = 10.0 mg/kg ED50 = 0.75 mg/kg 

ED50 = 2.0 mg/kg ED50 = 0.036 mg/kg 

×5-10↑ ×20↑ 

×20-50↑ 

×20-150↑ 

×300↑ 

従来のアンチセンス核酸よりはるかに高い有効性 
既存のアンチセンス核酸の効果を増強できる汎用性 



想定される作用機序 
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ヘテロ二本鎖核酸の作用機序の解析 

ヘテロ二本鎖核酸は細胞質でプロセシングを受けることが想定される 

核 細胞質 

DNA/RNA 
unwinding 

foci 

超解像顕微鏡（N-STORM）での観察 



Renaissance of Nucleic Acid Therapeutics 
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東京医科歯科大学 
横田隆徳教授 

アカデミアにおける
ヘテロ核酸技術に
関する発展的基盤

研究 

レナセラピューティクス（株） 

共同開発及び特許ライセンス
を通じた創薬プラットフォーム

技術の提供 

特許の独占的
ライセンス 

連携 

製薬企業A 製薬企業B ・・・ 製薬企業C 

 特許ライセンス 

 創薬提携契約に
よる共同開発 

東京医科歯科大学発のヘテロ核酸技術を、製薬企業に対して
創薬基盤プラットフォームとして提供します 


