
sgRNAとhCas9をアデノウィルスベクターでマウス肺に導入
→ 切断箇所で転座が起こりEml4‐Alk融合遺伝子を形成、
腫瘍を引き起こした。

マウスの肺にCRISPRを導入、
染色体転座による肺腫瘍を誘導
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マウスのゲノムに点変異を導入

Sox9遺伝子の396番目のアミノ酸をリジン(K)からアルギニン(R)に置換
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2014;4:5396. 

骨格や生殖腺に異常が出るか評価
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ゲノム編集を用いた研究例

II.  遺伝子修復の試み：

「切断＋挿入＝機能の獲得」を応用し
疾患患者由来の細胞あるいは
疾患モデルマウスの変異を
正しい配列に戻す
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筋ジストロフィー患者由来のipsを作成、
変異を修復した上で筋肉に分化
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