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リボ核酸 （ribonucleic acid）
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RNAは4種類のヌクレオチドが
つながった長いひも状の分子

細胞

人工的に作った mRNA を細胞に入れると

マイクロ RNA の種類によって細胞を識別できる

細胞の種類によって発現しているマイクロRNAは異なる

アプタマー

siRNAsiRNAガイド RNA

人工 RNA 構造体

RNA の役割RNA の化学構造
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ホルモン
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タンパク質DNA RNA

転写 翻訳
染色体

siRNA

病気の原因

タンパク質

タンパク質の

働きを阻害

RNA アプタマー

病気の原因となる
mRNA

病気の原因となる

タンパク質が作られる

翻訳
mRNA が分解され、

病気の原因となる

タンパク質は作られない

siRNA

がん細胞に
結合する
タンパク質

狙った細胞にのみ siRNA を
作用させるシステムの開発

mRNA に結合して
タンパク質の生産を
抑制する

制御

遺伝情報である DNA が
折りたたまれて保存されている

標的 mRNA を分解し
タンパク質の生産を阻害

タンパク質や化合物に結合 RNA で作った様々な形の構造体

緑色に光るタンパク質の
遺伝子を持つ mRNA

- RNA は再生医療にも役立つ！ -

- RNA で安全 ・ 安心なゲノム編集！ -- RNA で安全 ・ 安心なゲノム編集！ -

- 精密にデザインした RNA で健康に！ -

- 新規感染症に迅速に対応！ -

- これまで治療できなかった病気も治せる！ -

ガイド RNA の配列をもとに
Cas タンパク質が DNA を切断

・ 細胞が設計図 （遺伝子） を持っていないタンパク質も作らせることができる

・ ゲノムを操作せずに目的のタンパク質を作らせることができる

・ ゲノムに突然変異を生じにくい

緑色に光るタンパク質が
細胞内で生産される

細胞に導入

- 最近よく聞くけど、 結局何？ -

マイクロRNAが
結合する配列 タンパク質の遺伝子

光るタンパク質
マイクロRNAが結合すると
翻訳が抑制される

マイクロRNAがあるとき

マイクロRNAがないとき

翻訳

翻訳

Cas タンパク質

ガイド RNA の配列に

基づいて標的部位を認識
DNA を切断

ノックアウト （遺伝子破壊）

ノックイン （目的配列の挿入）

CRISPR ゲノム編集 細胞選択的にゲノム編集を行う技術

Cas タンパク質を作る人工 mRNA

特定のマイクロ RNA がある細胞

特定のマイクロ RNA がない細胞

マイクロ RNA mRNA は分解され
Cas タンパク質は
作られない

蛍光タンパク質遺伝子はそのまま

蛍光タンパク質遺伝子を破壊

Cas タンパク質が
作られる

目的の細胞でのみ正確にゲノム編集を行うことが可能
編集したい遺伝子に対応するガイド RNA を
用意すれば簡単にゲノムを改変できる

RNA を使えばゲノムに突然変異が生じていない
安全な iPS 細胞を作ることができる

iPS 細胞 必要な細胞の選別

従来法よりも高純度にかつ簡単に目的細胞を選別できた！

心筋細胞

膵臓細胞

肝細胞

目的細胞のみを純化雑多な細胞集団

特定の細胞だけ
死滅させるmRNA

健康な細胞や組織

iPS 細胞

移植

受精卵

分裂 ・ 分化

リプログラミング

Oct3/4, Klf4, Sox2, c-Myc
（山中 4 因子）

山中 4 因子を合成する
人工 mRNA

遺伝子治療 遺伝子治療への人工 RNA の利用
in vivo 遺伝子治療 ex vivo 遺伝子治療

（細胞治療）

遺伝子損傷による
がん化

細胞の
機能低下

先天性の
遺伝子変異

正常遺伝子の導入

正常な細胞へ
治療したい細胞 ・ 臓器のみで
タンパク質が作られる

正常細胞を
正確に選別

病気を治癒するタンパク質
を生産する mRNA

目的の細胞 その他の細胞

タンパク質が
作られる mRNA は分解

マイクロ RNA

細胞を採取

正常細胞

移植

正常遺伝子を導入

マイクロRNAが
結合する配列 タンパク質の遺伝子

光るタンパク質
マイクロRNAが結合すると
翻訳が抑制される

RNA ワクチンの特徴RNA ワクチンの仕組み

高い免疫効果

ウイルスの培養が必要
→ 製造に時間がかかる

設計図（配列）が分かれば
作れるため設計・合成が容易
→ 変異株にもすぐに対応できる！

ヒトの遺伝子に
ウイルスの情報が
組み込まれる
可能性がある

生ワクチン生ワクチン

弱毒化した
ウイルス

不活化ワクチン不活化ワクチン

ウイルスの死骸

RNAワクチンRNAワクチン

ウイルスの
タンパク質を

作るためのmRNA

DNAワクチンDNAワクチン

ウイルスの
タンパク質を

作るためのDNA

ベクターワクチンベクターワクチン

ウイルスの
タンパク質を

作るためのDNAを
含む無害な

ベクターウイルス

ヒトの遺伝子に
ウイルスの情報が
組み込まれない！

様々なウイルスで実績有り

ベクターウイルスに
対する免疫ができて
しまうため繰り返し
使用が難しい

ウイルス

RNAワクチン

細胞に取り込まれる

細胞に感染

ウイルスのタンパク質が作られる

ウイルスが増殖する

免疫細胞 抗体

脂質膜
mRNA

抗原提示細胞

ウイルスのタンパク質を

免疫細胞に提示

遺伝情報を解析

ウイルスのタンパク質を

作るmRNAを設計


