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核酸医薬は次世代分子標的治療の担い手として 1990 年代より期待されてきました。そ

れは、標的の RNA に対する高い特異性に加えて、分子標的治療の現在の主役である抗

体医薬が細胞表面（細胞膜上）のエピトープしか標的にできないという大きな制限があ

る一方、核酸医薬は細胞内の細胞質や核内の標的核酸を広く対象にできるという点にお

いて大きな優位性があることがその理由の１つです。核酸医薬の創薬はアンチセンス核

酸（ASO）でスタートし、21 世紀に入って short interfering RNA (siRNA)が開発され、

さらに BNA/LNA (bridged/locked nucleic acid)などの人工核酸化学の進歩や RNase H

依存型 gapmer タイプのアンチセンス核酸による強力な遺伝子抑制が達成されました。

さらに mixmer タイプの ASO や morpholino 核酸による RNA 編集が可能になって、

核酸医薬は RNA 制御（RNA-modulating therapeutics）に広い応用性を有する分子標

的バイオ医薬の新しい創薬分野に発展しました。 

 

 2013 年に家族性高コレステロール血症ホモ接合体を対象とした gapmer タイプのア

ンチセンス核酸である mipomersen が米国の FDA から承認され、世界初の全身投与で

きる核酸医薬が上市されました。さらに、2016 年に Duchenne 型筋ジストロフィー症

（DMD）を対象疾患にした exon skipping 作用を有する eteplirsen が、同年、脊髄性

筋萎縮症（SMA）を対象疾患にした nusinersen が欧米で認可されて大きなブレイクス

ルーとなりました。Nusinersen は 2017 年に日本でも認可されて、すでに多くの患者

さんに投与されています。さらに、2018 年に日本に多い疾患であるトランスサイレチ

ン型家族性アミロイドポリニューロパチー（TTR-FAP）に対して最初の siRNA 医薬で

ある patisiran が米国で認可され、日本でも臨床治験が終了しています。 

 

 日本核酸医薬学会の前身は DNA/RNA アンチセンス研究会で 1991 年に村上章先生

（京都工業繊維大学）を中心に主に核酸化学の研究会として立ち上がりました。24 年

間の長い歴史があり、その間に日本からは多くの優れた核酸化学の研究や新規の化学修

飾／人工核酸が生まれました。核酸医薬が上市されたことを受け、化学、DDS、生物、

レギュラトリーサイエンス、臨床をカバーした学術組織として、日本核酸医薬学会が
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2015 年に初代会長を佐々木茂貴先生として発足されました。以後、4 回の年会が、高

倉喜信先生（京都大学）、和田猛先生（東京理科大学）、原島秀吉先生（北海道大学）、

佐々木茂貴先生（九州大学）によって開催されました。 

 

 本学会の特徴は、薬学部、理学部、工学部、医学部の広いアカデミア、核酸医薬創薬

に関わる企業の研究者が学会員として参加し、１）企業の研究者がアカデミアの研究者

と同等の立場で、学会の企画・運営に携わる点、２）新薬認可の社会的な側面として、

特にレギュラトリーサイエンスに力を入れている点、３）国際的な核酸医薬学会である

Oligonucleotide Therapeutic Society（OTS）と連携を行い、毎年の年会で OTS セッ

ションが行われて国際化を推進している点です。 

 

 近年の核酸医薬創薬の注目、発展はめざましく、日本においても多くの大学や研究施

設で核酸医薬の創薬研究は爆発的に増加しました。そして、製薬企業も次々と核酸医薬

の研究開発に参入して、現在は大手製薬企業のほとんどが本格的な創薬研究を開始して

います。日本核酸医薬学会は発足後のこの 4 年間において、佐々木前理事長らのご努力

により順調に発展し、会員数、年会の参加者数も倍増しております。 

 

 日本核酸医薬学会は、核酸医薬の臨床応用の幕があけた現在、学術組織として核酸医

薬の創薬や実用化に必要な化学、工学、生物、薬学、医学の多分野の先端的研究、融合

研究の推進や若手研究者の育成をさらに進めていきます。さらに、新規バイオ医薬とし

て参入したばかりの核酸医薬の適切な臨床応用のための医学的・社会的なサポート、核

酸医薬の化学合成の技術開発や国内合成施設の整備、学会の国際化、一般社会への啓蒙

活動など日本における核酸医薬創薬・臨床の発展のために、より広範な側面において社

会的責務を果たしていきたいと考えております。そして、多くの難治疾患に苦しむ患者

さんを 1 人でも多く救えるように、多くのアカデミア、企業の研究者、関連行政機関の

核酸医薬関係者の方々に本学会にご参加、ご協力いただき、核酸医薬の創薬臨床を盛り

上げていきたいと思いますのでよろしくお願いいたします。 

 

 

 

 

 

 

 

 

 


