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【研究の背景・目的】 

本研究は、「遺伝子の運び屋」という従来の遺伝

子デリバリーの守備範囲を超えて、細胞内オルガネ

ラに到達し、さらに、遺伝子発現あるいは遺伝子修

復という高度な機能を発現できるシステム、いわば

「ナノマシン」とも言うべき革新的ナノデバイスを

構築し、次世代医薬として期待される核酸医薬を先

導する基盤技術を創製することを目的とする。 

本 研 究 は 、 TF-MEND(Triple Fusion- 

Multifunctional Envelope-type Nano Device)の構

築及び機能性核酸の設計・評価によりナノマシンの

原型を構築し（中間評価まで）、後半は核とミトコ

ンドリア(MT)へ特化したナノマシンへと機能拡張

を図る。５年間で核内および MT 内へ効率的・選択

的に機能性核酸を送達し、かつ、遺伝子発現・遺伝

子修復を可能とする日本発で世界初の革新的技術

を確立する。 

【研究の方法】 

本研究は、１）TF-MEND の構築、２）機能性核

酸の設計・評価、３）核内コミュニティー形成型ナ

ノマシンの創製、及び４）変異 MT を治療するナノ

マシンの創製、からなる。平成 22 年度は、

TF-MEND の構築について、革新的 packaging 法

の確立、核送達の最適化、MT 送達の最適化、を並

行して進める。平成 23 年度には機能性核酸の設計

と評価を行い、中間評価の目標を「機能性核酸搭載

型 TF-MEND の構築」に設定する。後半は、核内

コミュニティー形成型ナノマシンの創製及び変異 

MT を治療するナノマシンの創製を平行して推

進する。 

 

【期待される成果と意義】 

本研究で構築するトリプルフュージョン型

MEND (TF-MEND) は、これまで我々が開発し

てきたMEND、T-MENDあるいはMITO-Porter

などが有する律速段階を克服し、細胞内交通を制

御するシステムとして世界最高性能の革新的技

術である。さらに、本研究では、TF-MEND に

遺伝子発現の制御機能あるいは遺伝子修復能を

付与することで、「遺伝子の運び屋」の枠を超え

て細胞の機能を制御しうるナノマシンへと進化

させる点に高い独創性と革新性がある。また、

MT への遺伝子デリバリーは世界的に見ても未

踏の領域であり、我々がリーダーシップを取って

いる点に大きな意義がある。 
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