
 

 

 
研究課題名  インテリジェント人工核酸を搭載したナノ DDS による 

       革新的分子標的治療薬の研究 

          

九州大学・大学院薬学研究院・教授 佐々木
さ さ き

 茂
しげ

貴
き

 

 
研 究 分 野：創薬化学 

キ ー ワ ー ド：核酸医薬、薬物送達、ナノメディスン、糖尿病、疾患モデルマウス 

【研究の背景・目的】 
アンチセンスや siRNA などの核酸医薬は標的

mRNA に作用して遺伝子発現を効果的に抑制す
る。また、核酸医薬の新しい作用として抑制的な
役割の miRNA を阻害して結果的に発現を促進す
る効果が注目されている。しかし、これまで認可
された核酸医薬は２種類しかなく、安定性を高め
る化学修飾技術、標的臓器への達性を高める DDS
技術、効果的な細胞内作用の実現など多くの課題
が残されている。本研究では、有機合成化学、薬
物到達学および内分泌代謝学を専門とするグルー
プが連携し、2 型糖尿病を具体的な標的として核
酸医薬の基盤技術を確立する。 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

【研究の方法】 
本研究では、糖尿病など複数遺伝子が関与する

疾患に対する次世代医薬の基盤構築を目的に、疾
患関連遺伝子を正確に標的化できる核酸医薬を、
臓器特異性をもつエンベロープ型ナノ輸送システ
ムに搭載したナノ分子標的薬の創製を目指し、次
の項目について検討する。 

(1)核酸医薬の設計（佐々木 G、永次 G、新藤 G） 
(2)標的遺伝子の決定（原島 G、野村 G） 
(3)目的臓器への輸送（原島 G） 
(4)疾患モデル動物による検証（野村 G） 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
核酸医薬の開発は、佐々木（九大院薬）、永次（東

北大多元研）、新藤グループ（九大先導研）が共同
で分担し、尿病関連遺伝子を標的化するインテリ
ジェント人工核酸の合成、非細胞、細胞系試験に

よる機能評価を担当する。原島グループ（北大院
薬）との共同でナノ輸送デバイスへの搭載、野村
グループ（九大病院）との共同での疾患モデル動
物での機能検証実験へと展開する。 

体内輸送システムの開発は原島グループ（北大
院薬）が担当し、高い肝臓指向性をもつエンベロ
ープ型ナノ輸送システムを用いて核酸医薬の治療
効果を検証する。野村グループ（九大病院）は糖
尿病発症モデルマウスを用いたナノ分子標的薬の
治療効果の検証を担当する。さらに新たに作成し
た遺伝子操作マウスに対してナノ分子標的薬を用
いることによって発症における遺伝子の役割を解
明し、治療に最適な標的を決定する。 

【期待される成果と意義】 
 本研究では、疾患関連 RNA を分子標的とする
インテリジェント核酸医薬を臓器標的性を持つエ
ンベロープ型ナノ輸送システムに搭載して、疾患
モデル動物で検証を行い、ナノ分子標的薬の創製
を目指す。具体的には２型糖尿病遺伝子を標的と
することにより糖尿病に対するナノ分子標的薬の
基盤が構築されることが期待される。さらに複数
遺伝子の標的化が実現されれば、多因子疾患に対
するマルチ標的薬の新しい展開の可能性が期待さ
れる。 
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【研究期間と研究経費】 
平成２１年度－２５年度 

１５９,３００千円 
ホームページ等 
http://bioorg.phar.kyushu-u.ac.jp/ 
e-mail:sasaki@phar.kyushu-u.ac.jp 

標的 RNA を認識して機能する人工核酸の一例 
（１塩基レベルの特異性および阻害効果の向上）
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