
















先天性代謝異常症をもたらす異常酵素に関する研究は,遺伝子工学的研究技術の導入によ

り遺伝子DNAの塩基配列の異常としてとらえられ,さらにDNA診断法の開発へと展開されつ

つある。これら最近における代謝異常症の遺伝工学的研究によってえられた知識の集積と

して適正な治療法の確立が望まれている。 

劣性遺伝形質としての代謝異常症の多くのものは酵素活性値の低下もしくは欠陥によって

もたらされる。したがって,一般に治療法としてヒトの受精卵への正常遺伝子の移入による

遺伝子治療が考えられている。しかし,本研究においては次世代への影響のない治療法の確

立を目指している。 

本研究の目的は,すでに確立された細胞融合,再構成細胞形成法や染色体分離法などの遺伝

工学的研究技術は勿論のこと,さらに生殖生物学および発生工学的研究技術を集約するこ

とによって,先天性代謝異常症診断法を確立することにある。また,患者白血球より得られ

た異常遺伝子(DNA)を動物受精卵に移入するという発生工学的手法による病態モデル動物

を育成し,遺伝子発現過程の解析に基づく発症防止法をも検討することによって,遺伝性疾

患の新しい診断と治療法を開発することにある。 


