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従来技術とその問題点
＊従来技術：
従来型核酸医薬（アンチセンス、siRNA等）は、標的RNAと
の1:1複合体形成を経て、
1．標的RNAの機能抑制
2．リボヌクレアーゼ（RNase）による消化
により薬効を発現する。

＊核酸医薬実用化に向けた解決課題
1．狭義･広義のオフターゲットとよばれる副作用の低減
2．主に細胞内核酸医薬極低濃度に起因する薬効向上

DDSやタグ修飾による細胞内濃度の向上 ⇔ 副作用毒性増加
⇒低濃度でも効果的な薬効を発現する戦略構築が急務
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研究背景
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次世代分子標的医薬モダリティー：核酸医薬
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研究背景
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2
核酸医薬の課題と当技術開発に至る背景 4

研究背景
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当技術で実現をめざす核酸医薬2.0戦略 5
研究背景
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触媒的RNA消化核酸医薬戦略 6
研究背景
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RNase HによるRNA選択的消化触媒サイクル7
独自技術
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薬効向上に資するRNase H触媒回転数増加戦略
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研究実績
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独自技術

高効率標的RNA消化機能付与キメラ人工核酸 9

知財関連番号：WO2021/015234
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高キメラ人工核酸による高効率標的RNA消化 10
研究実績
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高効率標的RNA消化機能付与キメラ人工核酸 11
研究実績



12

高効率標的RNA消化機能付与キメラ人工核酸12
研究実績
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研究実績

高効率標的RNA消化機能付与キメラ人工核酸13
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研究実績

従来型核酸医薬との比較評価検討 14
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• 従来の核酸医薬（アンチセンス、siRNA等）と同
等の高い選択性を持ちながら、その触媒的切断機
能に基づき、分子あたりの比活性が20～100倍と
格段に高く、オフターゲット効果に起因する副作
用が生じにくく、高力価で効力を発揮できること
が期待される。

• また、その生物学的安全性については、マウス
in vivoでの反復投与試験にて毒性がないことを、
一部検証済である。

• 一本鎖領域のみならずステム･二重らせん領域RNA
も標的化可能

新技術の特徴・従来技術との比較 15
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16
研究実績

展開研の紹介(1)：COVID-19治療薬への展開
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注）東北大学災害科学国際研究所（医学研究科兼任）児玉栄一教授らとの
AMED新興･再興感染症治療基盤技術事業による共同研究に基づく成果
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研究実績

展開研の紹介(2)：COVID-19治療薬への展開



18

研究実績

細胞内高効率導入能付与型キメラ人工核酸 18
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• アンチセンスやsiRNAによる既存開発品を当技術に置
き換えることにより、より高い薬効で、オフターゲッ
ト効果に起因する副作用の少ない、切れ味の良い新規
核酸医薬の開発や、標的の検証が期待できる。

• 転写因子や細胞内シグナル分子など、undruggableな
細胞内分子標的を対象とした、次世代核酸医薬での新
規アプローチ。分子標的研究ツール等への利用。

• 新興感染症やがん、難治性疾患、あるいは稀少疾患な
ど、疾患ゲノム解析からのターゲットアプローチを迅
速展開する新規次世代核酸医薬分野に参入可能。

想定される用途 19
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• 現在、COVID-19に対する治療薬の基礎研究として、分子標
的に基づく、配列設計とin vivo薬効評価、毒性評価、非臨
床に向けた液相法による高効率大量有機合成（特許化技術）
が可能なところまで進捗。

• 今後、共同研究を希望する企業と、企業の保有する分子標的
について、我々のノウハウに基づく複数の配列設計・合成に
基づき評価された候補の薬効評価や開発等、ともに連携して
展開できる企業を募集中。

• 更なる高活性をin silicoのみで高確度で得られる合理的分子
設計理論の構築に向けた研究※は進める計画。

• 優れたDDSや細胞内移行性を高める安全性の高い分子修飾技
術による最適化も、実用化に向け進めたい。
※）2023年度科学研究費補助金 基盤研究（Ｓ）に採択されて実施を計画

実用化に向けた課題 20
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• 従来型のオリゴ核酸創薬の研究開発で課題を抱え
る企業、特に有望な分子標的を持ちながら、オフ
ターゲット毒性や十分な薬効が得られずに、開発
途上でドロップアウトのリスクを抱える製薬企業
の方々に、是非とも当技術を活用いただきたい。

• 新規に核酸医薬事業参入機会を検討中の企業の
方々に、前向きに共同研究して活用いただきたい。

• 優れた核酸医薬用DDS技術をお持ちの企業は、当
技術と組み合わせたDDS技術の有用性評価も含め、
連携に向けて是非ともお声がけいただきたい。

企業への期待 21
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• 発明の名称：キメラ分子、医薬組成物、標的核酸の
切断方法、及び標的核酸切断用又は診断用キット

• 知財関連番号 ：WO2021/015234
• 出願人 ：東北大学（単独出願）
• 発明者 ：和田健彦ら

本技術に関する知的財産権 22
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東北大学
産学連携機構 ワンストップ窓口

問い合わせフォーム
https://www.rpip.tohoku.ac.jp/jp/aboutus/form

TEL ０２２－７９５ － ５２７５

FAX ０２２－７９５ － ５２８６

お問い合わせ先 23

https://www.rpip.tohoku.ac.jp/jp/aboutus/form
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