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In sporadic amyotrophic lateral sclerosis (ALS)
patients, down regulation of the RNA-editing en-
zyme, adenosine deaminase acting on RNA 2
(ADAR2), is death-causing molecular abnormality

that occurs in motor neurons. Gene delivery of the
ADAR2 using adeno-associated virus (AAV) vec-
tors in conditional ADAR2 knockout mice effec-
tively prevented progressive motor dysfunction
without any adverse effects. We have started to
produce GMP grade AAV vectors that express
ADAR2 for a clinical trial. In collaboration with
Chicago university, we have developed miR-based
gene therapy for spinocerebellar ataxia type 6
(SCA6). SCA6 is caused by abnormal expansions of

Center for Gene & Cell Therapy
遺伝子・細胞治療センター

Professor Keiya Ozawa, M.D., D.M.Sc.
Professor Tomoki Todo, M.D., Ph.D.
Professor Arinobu Tojo, M.D., D.M.Sc.
Professor Toshio Kitamura, M.D., D.M.Sc.
Professor Izumu Saito, M.D., Ph.D.
Professor Hideaki Tahara, M.D., D.M.Sc.
Professor Fumitaka Nagamura, M.D., D.M.Sc.
Professor Yuji Yamanashi, Ph.D.
Professor Chieko Kai, D.V.M., Ph.D.
Professor Yoichi Furukawa, M.D., Ph.D.
Project Professor Shin-ichi Muramatsu, M.D., Ph.D.
Project Professor Kenzaburo Tani, M.D., Ph.D.
Invited Professor Koji Tamada, M.D., Ph.D.
Associate Professor Satoshi Takahashi, M.D., D.M.Sc.
Associate Professor Makoto Otsu, M.D., Ph.D.
Associate Professor Tokiko Nagamura-Inoue, M.D., Ph.D.
Associate Professor Yasushi Ino, M.D., Ph.D.
Project Associate Professor Minoru Tanaka, M.D., Ph.D.
Senior Assistant Professor Hideyuki Takedani, M.D., D.M.Sc.
Senior Assistant Professor Sumimasa Nagai, M.D., Ph.D.
Assistant Professor Kazuaki Yokoyama, M.D., Ph.D.
Assistant Professor Takaaki Konuma, M.D., D.M.Sc.

教授（兼務） 医学博士 小 澤 敬 也
教授（兼務） 医学博士 藤 堂 具 紀
教授（兼務） 医学博士 東 條 有 伸
教授（兼務） 医学博士 北 村 俊 雄
教授（兼務） 医学博士 斎 藤 泉
教授（兼務） 医学博士 田 原 秀 晃
教授（兼務） 医学博士 長 村 文 孝
教授（兼務） 理学博士 山 梨 裕 司
教授（兼務） 農学博士 甲 斐 知惠子
教授（兼務） 医学博士 古 川 洋 一
特任教授（非常勤）医学博士 村 松 慎 一
特任教授（兼務） 医学博士 谷 憲三朗
教授（委嘱） 医学博士 玉 田 耕 治
准教授（兼務） 医学博士 高 橋 聡
准教授（兼務） 医学博士 大 津 真
准教授（兼務） 医学博士 長 村 登紀子
准教授（兼務） 医学博士 稲 生 靖
特任准教授（兼務）医学博士 田 中 実
講師（兼務） 医学博士 竹 谷 英 之
講師（兼務） 医学博士 永 井 純 正
助 教 医学博士 横 山 和 明
助教（兼務） 医学博士 小 沼 貴 晶

IMSUT hospital has been playing a lead role in gene therapy and hematopoietic
stem cell transplantation in Japan. In order to strengthen this clinical development
even further, IMSUT established the Center for Gene & Cell Therapy (CGCT) in
2014. CGCT particularly focuses on the development of gene therapy and cell
therapy for intractable cancer and chronic diseases such as oncolytic virus ther-
apy, engineered T cell therapy, gene therapy for neurological disorders using AAV
vectors, T cell therapy for post-transplant viral infections, and cell therapy using
mesenchymal stem cells.
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the polyglutamine tract within a second CACNA1A
gene product, 1ACT. Selective translational block
of SCA6-associated 1ACT by delivering miR-3191-

5p protected from the Purkinje cell degeneration
and ataxia in a mouse model.
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