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ゲノム編集技術の限りない可能性
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細胞内での遺伝子を改変する方法

狙った遺伝子のみに変異を高
効率に導入できる!!



・TALENがScience誌の2012年のBreakthroughのひとつに
・CRISPR-Cas9がScience誌の2013年のBreakthroughのひとつに
・CRISPR-Cas9がScience's 2015 Breakthrough of the Year

人工DNA切断酵素を基盤とするゲノム編集
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ゲノム編集に利用される人工DNA切断酵素
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プラチナTALENとは
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TALENを用いたヒト iPS細胞での標的遺伝子の破壊

(Knut Woltjen Lab, CiRA)

6-

TGR



プラチナTALENを用いたアフリカツメガエル遺伝子
の破壊(Suzuki et al., Biol. Open, 2013)



(Ansai et al., 2013)
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プラチナTALENを利用した様々な動物での遺伝子破壊

Zebrafish
(Kondo et al., 2014)

Mice

(Kato et al., 2013)



ゲノム編集研究の論文数

「ゲノム編集技術調査報告書」（JSTーCRDS, 2015)



ゲノム編集で可能になること

遺伝子ノックアウト

遺伝子ノックイン（遺伝子組換え）

培養細胞 がん細胞
ES細胞やiPS細胞

動物（昆虫から哺乳類まで）

植物（農作物から果実まで）

微生物（藻類、酵母など）

基礎 遺伝子機能解析
多重遺伝子破壊など

応用 有用農水畜産物
疾患モデル細胞・動物
ウイルス破壊
エネルギー生産微生物の作製

培養細胞 がん細胞
ES細胞やiPS細胞

動物（昆虫から哺乳類まで）

植物（農作物から果実まで）

微生物（藻類、酵母など）

基礎 レポーター遺伝子導入
遺伝子の安定発現など多数

応用 有用蛋白質の高産生
SNP導入疾患モデル細胞・動物
ヒト化生物
疾患の治療



医学分野におけるゲノム編集の利用

・疾患モデル細胞や動物（ラットやマーモセットなども）の作製
発症メカニズム解明、創薬スクリーニングなど

・がんのモデル
個体レベルでのがんの誘導、がんに関わる網羅的遺伝子解析

・遺伝子治療を目指した開発
血友病Bの治療など

・ウイルス破壊や増殖抑制での利用
エイズの治療、HBVの破壊など

・再生(細胞)医療での利用
疾患患者由来iPS細胞での遺伝子修復
臓器作製用ブタでのゲノム編集





オフターゲット作用とモザイク性

1) オフターゲット作用

2) モザイク性

標的配列

類似配列

標的配列

類似配列

標的配列

類似配列




