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CRISPR/Cas9技術によるin vivo
エピゲノム改変
'CRISPR/Cas9-based epigenetic gene activation in vivo'
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【講演要旨】
近年、CRISPR/Cas9を用いたゲノム編集技術は、次世代遺伝子治療の実用化に向けて急速に進歩し

ている。
我々は、このCRISPR/Cas9システムを応用し、DNA double-strand breaks（DSBs）を起こさずに

in vivoにおいてエピジェネティックな修飾を伴い、内在性標的遺伝子の発現を活性化（TGA: Target 
gene activation）させることに成功した。
このシステムは、出生後のマウスにおいて生理学的な表現型を引き起こすのに十分であり、さらに

幾つかの病態モデルマウスにおける症状の改善に有効であった。
以上のことから、本in vivo CRISPR/Cas9 TGAシステムは、様々な病気に対するエピジェネティック

治療という新たなPrecision medicineの確立に向けて、重要な基盤となりうる技術であると考えられる。
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