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今回は、治療法がまだ確立されていないとされているハンチントン病に対する ASO について考察しているレビュ
ーをご紹介します。 
 
 
 
▶ Antisense Oligonucleotide Therapy: From Design to the Huntington Disease Clinic 
アンチセンスオリゴヌクレオチド治療:デザインからハンチントン病クリニックまで 
 
ハンチントン病 (HD)はHTT遺伝子の遺伝性変異により生じる進行性神経変性疾患です。前臨床研究におけるHTT
を抑制する良好な ASO 戦略が報告されている一方で、HD 治療のヒト臨床試験評価で早期に中止せざるを得なかっ
た ASO もあったことが述べられています。この中止となった ASO は、HD とは別の中枢神経系疾患である脊髄性
筋萎縮症に対する FDA 承認 ASO の 2 種類（2′-MOE gapmer と 2′-OMe gapmer）であり、HD に対する魅力的
な治療選択肢ともなり得るという展望をもって臨床試験されていたものでした。ここではこれらの ASOについて、
化学修飾や構造、特異性に言及しながら、臨床所見および中止の潜在的理由や意義について検討を行っています。
筆者らは、HTT が有望な治療標的であることに変わりはなく、全く異なるこれらの ASO 戦略が、今後の HD 治療
の礎となり得ることを確信していると締め括られています。 
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そのオリゴ合成、承ります！ 
文献のアプリケーションには、日本遺伝子研究所のオリゴヌクレオチドをお勧めします！ 
 
レビューで登場した、2′-MOE gapmer、2′-OMe gapmer などの合成を承ります。 
その他、様々なオリゴヌクレオチド合成や修飾も承りますので、是非ご相談ください。 
 


