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研究の背景及び目的

現在、リソソーム病に対する治療法として酵素補充療法が実用化されていま
すが、高濃度の精製酵素を点滴静注することから抗体産生による拒絶や副作
用の問題が指摘されています。私たちの研究室では標的蛋白質の立体構造に
基づいた医薬分子設計、糖質生化学、創薬化学の研究手法を駆使して、ミュ
ーテーション部位に応じた「最適な低分子シャペロン」を創製し、ゴーシェ
病、ポンペ病、テイ=サックス病など新しい治療薬の開発を待ち望んでいる
患者さんに革新的な新薬を届けることを使命としています。

期待される効果・応用分野

近年、「酵素補充療法」を支援する新たな方策として、酵素安定化作用を持つ低分子化合物を用
いた「シャペロン療法」が実用化され、2018年5月にファブリー病治療剤「ガラフォルド」の発
売が日本でも始まりました。「シャペロン療法」は正しい折りたたみ構造が取れない変異酵素に
対し、特異的に結合できる低分子化合物を用いることによりフォールディングを促し、通常のプ
ロセシング経路への移行を手助けするという優れた治療戦略です。

■ 共同研究・特許など
希少疾患に対し、独自に保有するイミノ糖ライブラリーを活用した選択的かつ効果的なシャペロ
ン化合物を提供した実績があります。
・希少疾患に対する効果的な薬剤シーズの探索・設計と有効性の検証
上記について共同研究を行える企業を探しています。
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