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• 非病原性ウイルス由来

• 神経細胞に遺伝子導入可能

• 長期発現（15年＜）

アデノ随伴ウイルス ベクター
Adeno-associated virus (AAV) vector
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ADAR2の活性低下

編集 CAG → C IG → アルギニン

未編集 CAG → CAG → グルタミン
(DNA)      (mRNA) (アミノ酸)

RNA編集酵素のADAR2の活性が低下している
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ALSの遺伝子治療


