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神経難病新聞

 

難病医療等嘱託医  足立 克仁 

１．はじめに：本号は、遺伝子治療の中で、前号の核酸

医薬に続いて、ベクターを用いた遺伝子治療とゲノム編集

について取り上げる。もはや遺伝子治療は夢の話ではな

く、まさに日常診療における実用的な話題となっている。

例えば、脊髄性筋萎縮症に対してアデノ随伴ウイルス

(AAV)ベクターの有効性が期待されている。 

２．定義：表３の(2),(3)が遺伝子治療等の定義として追

加され、ゲノム編集技術を用いた研究についても遺伝子治

療の適応範囲となった。 

 

３．遺伝子を標的とした治療法： 

１）RNAを標的（反復投与が必要） 

① 核酸医薬：エクソン・スキップ;前号に記載 

② 化合物：リードスル―治療；ナンセンス変異 

（ストップ信号を生じる遺伝子変化）を対象  

２）DNAを標的（１度の投与で一定期間の有効性） 

③ 遺伝子治療：ウイルスベクターを用いる 

④ ゲノム編集：研究の段階 

前回は①を取り上げ、今回は③と④を取り上げる。 

４．承認状況：2012年以降は欧米でも遺伝子治療用製品

の製造販売承認が相次いでいる。 

 

５．ウイルスベクターの種類：神経、筋などの静止期

にある細胞を標的としたアデノ随伴ウイルス(AAV)ベクタ

ーなどがある。 
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６．脊髄性筋萎縮症の遺伝子治療: 
A；病態 B；核酸医薬治療(スピンラザ) 

C；遺伝子治療(ゾルゲンスマ) 

７．ゲノム編集技術：ゲノム上の任意の部位を特異的

に改変する技術である。研究レベルでの応用が進んでいる 

疾患の一つが、Duchenne型筋ジストロフィーと脊髄性筋萎

縮症である。ここには他の神経難病を示すが、研究段階で

ある。 

 

 

８．おわりに：遺伝子治療といっても核酸医薬から、ベ

クターを用いた遺伝子治療まで様々である。また、ゲノム

編集によるピンポイントの異常修復や細胞治療との組み合

わせなど基盤開発も進展が著しい。 

 

 

 

 

 

 

Internet：AnswersNews；初の「億越え新薬」ゾルゲンスマの薬

価はどう決まったか（2020/05/20） 
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【編集後記】 

梅雨が明け夏本番となりました。熱中症には厳重な警戒が必要というこ
とで、今月は私がほしい熱中症対策アイテムを記載します。 

○「日傘」帽子では髪がペタッと。オシャレアイテムにもなる。 

○「ネックファン」 最近は羽の見えないスタイリッシュなものも。 

○「機能性シャツ」 見えないオシャレがクール。 

○「サーキュレーター」 クーラー併用で省エネに。（電気代高い） 

○「扇風機の付いたベスト」機能は◎。デザインは発展途上。 

○「魔法瓶（イオン飲料対応）」冷たいのが飲みたい。 

○「大型テレビ」猛暑日には、外出しないのが一番の対策かも。 

 こまめな水分補給と適切なエアコンの利用に加え、自分に合った熱中
症対策アイテムを活用し、暑い夏を乗りきりましょう。 

＜徳島県健康寿命推進課担当係長 T.T＞  なお、8 月は休刊です。 


