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３． 事後評価結果 

〇総合評価コメント： 
 脊髄小脳失調症６型（SCA6）および 31型（SCA31）を対象に細胞・マウス・下等生物等の疾患モデルを

用いて治療薬開発につながる分子病態解析研究を行った。 

SCA6 のモデルマウスの小脳を用いた次世代シーケンシングやマイクロアレイなどのハイスループッ

トデータの解析により、酸化ストレスや神経炎症に関連する遺伝子群の発現が病態の非常に初期から変

化することが明らかとなり、神経炎症の制御により病態を修飾できる可能性を示した。また、エンドリ

ソソーム分解系・変異Cav2.1のリソソーム蓄積がSCA6の病態に密接に関与することを明らかにした。

SCA6 に対しては神経炎症制御による症状緩和・病態進行抑制という治療戦略が見えつつあり、トラン

スレーショナルな研究をさらに展開することで具体的な治療法にまで繋がることが期待される。 

一方、SCA31 については UGGAA リピートの毒性レスキュー蛋白などの治療候補としての可能性を

提示した。RNA 結合タンパクを標的とした新しい疾病制御については、さらに基礎研究として継続す

ることが、本疾患にとどまらずに創薬として展開できる可能性を持っている。 

 

 

 


