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新薬開発上のスクリーニングに利用 
ヒト型薬物代謝モデルマウス・ラット�

ヒトでの応答性を予測 
薬効 薬・毒物・食品添加物・環境汚染物質・・・ 

ヒト薬物代謝�
関連遺伝子搭載�
人工染色体ベクター 

ヒトに対する安全性予測の向上�
医薬品開発のスピードアップと成功確率の向上�
→新薬開発の低コスト化、国民医療負担減少�
→国民の健康増進と経済活性化への貢献 �



hChr21	



HAC	


ベクター	



Cre	



分化誘導	

 移植	


DYS-HAC	



線維芽細胞	



DYS	



DMD 線維芽細胞	


 (+DYS-HAC)	



筋芽細胞	



loxP�

loxP	


DYSTROPHIN	


(DYS)遺伝子	



正常X染色体	



iPS 	


誘導	



筋ジストロフィ−(DMD)患者	



Kazuki et al. Mol. Therapy 2010 �

アメリカの遺伝子治療学会誌に!
取り上げられている。!
→「遺伝子細胞治療に向けてHACとiPSが結婚」�

HACベクターとiPS細胞を用いた細胞遺伝子治療の概要�

遺伝子修復済み	


患者由来iPS細胞	




