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自治医科大学の村松慎一特命教授（当社取締役）が創製したアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクター技術を基盤とし、主に中枢神経
（CNS）領域の疾患に対するin vivo遺伝子治療の実用化を目的とするバイオベンチャー。
AAVベクターは、治療用目的遺伝子を高い効率で神経細胞に導入することができ、また安全性も高いため、近年欧米を中心とし

た研究チームが臨床応用に取り組んでいる。
村松教授は、CNS疾患に対する遺伝子治療研究の先駆者であり、脳や脊髄に効率的に遺伝子導入するための独自の改良型AAV
ベクターの開発に成功している。
現在、パーキンソン病、AADC欠損症、筋萎縮性側索硬化症（ALS）、アルツハイマー病、脊髄小脳変性症1型を対象とした5品目の
遺伝子治療用製剤の薬事承認を目指した開発を行っている。これらは全て、単回投与で長期間の効果発現を期待するものである。
川崎市内の製造施設は200Lの培養槽を備え、AAVベクターのGMP製造を目指す。同規模のバキュロ製法によるAAVベクター
の製造開発は、日本では初めてとなる。この開発が完了すれば、AAVベクターに搭載する目的遺伝子を容易に変更して、様々な疾
患に対する遺伝子治療薬の製剤開発を迅速かつ低コストで行う事が可能となる。
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