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【⽬的】
①ATN1遺伝⼦サイレンシング⽤のAAVベクターの開発
②AAVベクター投与によるDRPLAモデルTgマウスの疾患病

態軽減効果の確認
【成果】
1. ATN1遺伝⼦の発現サイレンシング⽤のAAVベクターを開発した
2. 上記AAVベクターを病態発症後のモデルTgマウスに投与するこ

とによりTgマウスの病態(運動失調・活動量の低下)の進⾏を抑
制可能であることを確認した

3. AAVベクターの投与によりモデルTgマウスの⽣存を延⻑可能で
あることを確認した
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