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研究成果の概要 

Glucose Transporter 1欠損症（GLUT1-DS）の革新的治療法の確立に向け、アストロサイトへの高度な

感染指向性を有する新規アデノ随伴ウイルス（AAV）の開発に成功した。本ベクターは、静脈内投与に

より血液脳関門（BBB）を通過し、脳実質に効率よく到達する能力を備える。特筆すべきは、従来の AAV

と比較して、アストロサイトに対する感染効率が飛躍的に向上している点である。 

 

我々は創発研究の過程で、GLUT1が脳の血管内皮細胞に加えてアストロサイトにも広く発現しており、

さらに、アストロサイトにおける GLUT1 が脳機能の維持に不可欠な役割を果たしていることを明らか

にした。この知見は、GLUT1-DS の病態の一端にアストロサイト機能の障害が関与している可能性を強

く示唆し、従来の血管内皮細胞のみを標的とする治療戦略を再考する契機となる。 

 

現在、GLUT1-DS に対する AAV ベクターを用いた遺伝子治療は国内で進展しているが、我々の開発した

アストロサイト指向性 AAV は、その治療効果を飛躍的に増強しうる可能性を秘めている。本技術は、

GLUT1-DS にとどまらず、アストロサイトの機能障害が関与する広範な中枢神経系疾患に対する新たな

治療基盤としての応用も期待される、次世代型の遺伝子治療プラットフォームである。 
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