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非病毒性基因治疗
～新基因载体的设计及其对医疗的应用～
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开发利用非病毒载体（聚合pDNA复合物）的基因治疗的技术。

◎ 作为难治性癌症（如胰腺癌）治疗剂的利用

◎ 对遗传性疾病的基本治疗的应用（如对免疫缺陷病的治疗剂等）

◎ 对基因编辑和疫苗的应用

发明要点

发明概要

发明优势

预期用途

［对胰腺癌治疗的应用］

这种基因治疗的机制

非病毒载体的特点

• 很高的安全性（免疫原性和基因组整合的风险很低）

• 可以静脉注射（病毒载体难以静脉注射）

• 能运输的基因的大小没有限制

（腺相关病毒最多可以运输4800残基。但是人类的平均基因数量是8446残基。）

［聚合物pDNA复合物的高阶结构］

双链DNA

单链DNA

解开（热融化@95℃）

通过改变聚合物（PEG嵌段共聚物 1））的类型，可以实现各种高阶结构

1) PEG:聚乙二醇

绳索体 球状体

微小球体

• 常见的固形癌: 100纳米左右的颗粒通过血管的缝隙，并在癌组织中积累（EPR效果）。
• 胰腺癌: 在血管和癌巢之间有纤维性间质。 ⇒ 需要50纳米以下的颗粒才能到达癌组织。

① 利用杆状体（76纳米）来表达防止血管和间质之间血管生成的蛋白质的治疗方法 ⇒ 间接抑制癌生长

② 利用微小球体（26纳米）在癌细胞中表达基因的治疗方法 ⇒ 直接杀伤癌细胞

胰腺癌组织周围的环境（模式图）
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根据治疗策略正确使用
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对胰腺癌的使用非病毒载体的基因治疗效果（小鼠）
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利用非病毒载体的治疗抑制胰腺癌的生长
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