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1A06 基礎研究機関からの 知的財産権 ライセンス導入に よ る 

バイオ・スタートアップの 創業戦略について : 

転写因子の研究開発を 行な う S 初雛 moBioSCIences 山 c. の事例 

0 藤原孝男 ( 豊橋技術科学大 ) 

  

従来の日本的経営が 、 メインバンク・ 系列の枠組みの 中で、 製造現場の技能に 依存し、 コンカレント・エンジニアリンバによる 既存製品の改善期間短縮に 強 

みがあ ったとすれば、 特にバイオテク 分野における 米国 流の スタートアッ ヲ 経営は、 基礎研究成果を 画期的新製品・ f 好椅に 変換するスピードに 競争上の優位性が 

あ るといえる。 具体的には、 米国主導の国際的官学プロジエクトであ るヒューマン・ゲノム・プロジェクトに 対して、 民間スタートアップの㏄ lera Genom 地 

が 、 ドラフト・レベルながらも、 2000 年 6 月末に追いついた 事実が挙げられる。 

7 週刊東洋経済㏄ 000 年 8 月 5 日号 )J によれ ば 、 米国のバイオ・スタートアップ 数が N ム SDAQ に上場している 約 2 ㏄社を含め計約 1, 穏 0 社なのに対して   

日本の同数は %?1710 の水準にあ る。 日米間のバイオ・スタートアップ 数の量的格差もさることながら．何故、 米国のスタートア、 ソフは、 質的に一層画期的な 技 

術 革新に取り組めるのであ ろうか。 

転写因子 ( ℡ an ㏄Ⅱ p 血 nFac ね r) とは、 特定の DNA 、 ン一 ケンスを認識して 遺伝子のオン・オフのスイッチ 切り替えや，遺伝子発現のコントロールの 機能を 

持つ蛋白質とみられている。 特に、 ポスト・ゲノム㈲ 時期では、 % 頴各的 事業領域の 1 ％ と 考えられる。 他方、 スタートアップとは、 資金・情報・ ヒト などの経営 

資源を、 既存企業の発想の 枠組みを超えた 用役 偲 er 目 ㏄ ) へ、 技術・製品を 通して変換する 意思決定の境界をナぎ す 。 また、 問題をとらえる 視点としてほ、 産官 

学ネットワーク 上の核形成による 構造的変化の 創出を枠組みとする。 

本報告では、 20 ㏄年 7 月 20 日に訪問調査したバイオ・スタートアップの 鏑 ngamoB も :SClen ㏄ s,Inc. についての事 伊巧升 究を通して、 研究開発型スタートアッ 

フの 創業契機と基礎研究機関の 研究者とのアイデア 交換との関係を 議論する。 因みに、 従来の遺伝子治療の 限界を克服する 問覗 意識で着手された 転写因子に関す 

る 同社の中核技術は 、 主として№ h ㎎ Hopki ㎎ U ㎡ ve 騰 Ⅰ ゆ、 ㎜ 、 ま Ⅱ ppsR ね ㏄ arChI ㎎ 億 u ね、 及ぴ 英国弗化 C などの基礎研究機関からの 知的所有権 のライセ 

ンス導入に依存している。 同社は、 創業社長兼 CE0 であ る E.O. Ⅱ mp ㎡ er Ⅱが 鯨 mat 汝 T ㎏ rapy ㏄ 甲 oratl0n に勤務していた 1995 年 6 月にカリフォルニア 

州リッチモンドにて 創業した。 2000 年 4 月 6 日には 1P0 にて 4,880 万ドルの資金調達に 成功し、 現在の従業員数は 45 人であ る。 

1. 事業構造 

事業環境として、 ヒト・ゲノム 塩基配列解析への 膨大な資源投入及び 遺伝子発見の 加速化によって、 大量に蓄積された 遺伝的情報から 有用な情報を 如何に選 

祝 するかが機能 ゲ ノミックスでの 事業機会になってきた。 他方、 従来のヒト治療方法では、 蛋白質 薬 でのレセプター・スイッチ 機能の、 低 分子葉での蛋白質標的 

阻害の各認識の 正確性を、 蛋白質の結合表面の 特性に依存していた。 

サンガ モ では、 機能 ゲ ノミックス及びより 高精度の治療方法として、 社内で 潰 4% 勺 コードを解析・ 発明した 2 旺 ，転写因子によって 、 ゲノム上の任意の 位置を 

合理的に特定し、 ほとんど全遺伝子でのオン・オフ・スイッチの 操作可能性を 追求している。 

1.  中核的技術の 構造 

基礎研究機関からライセンス 導入した転写因子に 関する中核技術のプラットフォームは、 UGR ㈲㎡ ve ド田 ㏄ ne ㎏㏄ gnjdon) のブランドで、 亜鉛フィンガー 

DNA 結合蛋白質 ZFP ㎝ nc 伍 ] や rDNAb 面 d 泊 gpno ね廿 ㎎ ) という転写因子の 操作可能性を 追求している。 ヒトを含む高等動物に 遍在し遺伝子発現の 機能を遂行 

表 1 : 糊舶甥是携 企業 している ZFP を、 特定遺伝子の 認識可能性に 向け改変し   

事業領域 社名 

機能 ゲ ノミックス Pfizer  lnc   

Smi@thKIine@ Beecham@ pie 

Ⅱ     Ilenni Ⅱ ㎜ Pharmaceuticals ・ Inc ．   

AstraZeneca@ PLC 

Schering@ AG 

Bayer@ Corporation 

G   axo@ We@11@come@ P   e 

DuPont@ Pharmaceuticals@ Company 

Japan@ Tobacco@ Inc ．   

治辮姉 Edwards@ LifeScience ， Inc ．   

遺伝子発現さらに は 細胞の機能の 操作を目指している。 中 

    Hoffmann 一 Ⅰ a R0che Ltd   核ま翅朽の デリバティブとしてほ、 創薬用の機能 ゲ ノミック 

Immunex@ Corporation ス 、 ヒト疾病治療法、 臨床診断、 及び農・工業バイオの 各 

Pharmacia@ &@ Upjohn@ Company 分野を挙げている。 

Genset  SA 機能 ゲ ノミックスではヒト 等の医学的に 重要な遺伝子 

Warner-Lambert Company の 特定・評価及び． 創榛向 Ⅰ すサ ヒ合物スクリーニンバを 、 ヒ 

Herck@ KGaA ト 疾病治療法では 疾病関連遺伝子のコントロールを、 臨床 

Zalya lnC0rPo ァ ated 診断でほ SN Ⅰ P に関連した個人レベルでの 疾病 @ 受性や治 

Procter@ &@ Gamble@ Pharmaceuticals   療薬 反応の DNA 診断を、 そして 農 ・工業バイオでは 植物 

改良のための 遺伝子操作や 工業化合物の 生物的生産を 各 

一一一一目的に、 ZFP 転写因子の開発を 行なっている。 
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ZFP 転写因子の競争上の 優位性として、 元来、 事実上全ての 高等生物の細胞内で 自然に遺伝子発現をコントロールしている 安全性に加え、 認識ドメインで は 

ゲノム中の単Ⅰ遺伝子や 特異な DNA 配列をも認識できるよさに 設計可能で、 機能ドメインでは 標的遺伝子のスイッチのオン・オフ 切り替え可能性、 同 スイ ソチ 

の可逆的切り 替えによる限定期間内での 遺伝子発現のコントロール 可能性、 そして、 ヒト、 動物、 植物、 菌類、 細菌、 及びウイルスを 含む多くの種類の 生物にお 

ける遺伝子発現のコントロールの 汎用性が期待されている。 

実際に．現在までに 数百の Z 卍 転写因子を開発し、 標的日二列の 認識及び、 細胞内での機能に 関するテスト 済みで、 また、 事業的に有望な 遺伝子をコントロー 

ル する ZFP 転写因子をも 所有しているよさであ る。 

2.  機能 ゲ ノミックス 

ポスト・ゲノムの 中で最も事業機会が 期待される 1 つで、 また、 短期間に多くの 提携 先が 顧客契約を結んでいる 領助 ド機能 ゲ ノミックスであ る。 プラット フ 

オームの UGR を基に 、 U ㎡㎎岱山 GeeneTbo]b という応用技術を 開発し、 現在、 表の 17 社を含む計 18 社の大規模な 製薬・バイオ 企業及び大企業子会社と 単 鋼吉駒 

提携関係にあ る。 提携の理由は、 UGR を生命科学業界での 標準としての 確立、 及び社内の研究開発資金の 調達を目的とする 支援にあ る。 

機能 ZFP は、 ESTT の配列に基づき 設計することが 可能とされているが、 少なくとも 1 種類の EST ① 却叢 sSionSequen ㏄ Ta めでは、 ヒトの全遺伝子の 的 拷 

以上での存在が 予測されている。 当該技術のヒト 以外の動物や 植物のゲノム 機能解析への 応用によって、 第 4 の事業領域を 考えている。 

3.  ヒト治療技術 

第 1 段階事業の標的検証と 機能 ゲ ノミックスに 加えて、 B Ⅸ㎏ rHe 山山 Co) や ora 血 u@on との間では、 最初のヒト治療技術に 関するプロジェクトが 成立した。 す 

は ねち、 Ba 九 % は 、 心臓血管系バル @ プをム碍 GF ㎝ み ㏄田領 En 面面 e ⅡⅢ Gmw 伍 Fac ぬ力 への ZFP 活用を目的に 年商 9 億ドルの公開企業 E け w 江山Ⅱ七 %i ㏄ ne, 

Inc. としてスピンアウトすることを 1%9 年に計画した。 

契約でほ、 B 舐 めてに虚血症関連の 心臓血管・周辺血管系の 疾病治療を目的とした 人 侶 GF 及びⅠ 厄 GF レセプタ一向けの 行 P の開発・商業化に 関する独占的 

な 世界ライセンスを 供与する。 両社は 、 先ず、 VEGF や岡レセプタ 一の初期のコントロールに 関する候補の 選択に専念するが、 新血管形成に 関するⅠ 硯 GF や岡 

レセプタ一の 遺伝子を標的とする 紐 T 転写因子の開発をも 計画している。 すな ね ち、 癌の研究領域でも 注目されているⅠ℡ GF は、 新血管の成長に 必要な内皮 細 
胞の増殖促進によって 血管形成では 中柱 泊 好生割を果たすと 考えられる。 共同開発の内、 サンガ モ は、 v 咀 GF 及びそのレセプタ 一のスイッチ 機能を持つ 簗 T の設 

計、 製品候補の双臨床試験への 推進の各役割を、 他方、 B は捺 r の方は、 結果として開発された 全ての製品の 生産、 規制処理、 診療開発、 そして販売の 責任を持 

  

取引は．潜在的に 4,0 ㏄ 万 ドルの価値を 持ち、 Bax ね r による転換社債の 購入及び、 研究助成支払がなされた。 また、 血管形成、 ， LM 膿血管系には 他の遺伝子 標 

的が幹 するので．この 提携は 、 他の遺伝子標的にも 拡大可能であ る。 実際、 B 怒めて は、 追加の乾 韻 @ 債購入によって 、 ， ㎝ 斑 血管・循環器系の 疾病における 追 

加 の 行 P 治療技術へのライセンスを 交渉するオフションを 持っている。 加えて、 前 臨床・臨床開発・ 商業化での目標達成に 応じてのマイルストン 収入、 売上に 

応じたロイヤルティ 収入が期待される。 

サンガ モ の 紐 P 転写因子は、 心臓血管系疾患、 癌、 そして感染症向けの 医薬候補として 開発されている。 VEGF 遺伝子以覚の 調査中の製品封 - 民補 として、 lfHV 

治療を目的とした ヒト C ㏄ む 5 遺伝子及び I Ⅱ V ぬ仮 @ev 遺伝子や、 B 型肝炎遺伝子の 各標的が挙げられ、 その内の一部には、 連邦政府 ATP ㎝． dvan ㏄ 皿穣 hnoo № 緩 

Pro 穿 a りから 2 ㏄ 万 ドルの研究助成が 与えられている。 そのプロジェクトの 成果として、 貧血症治療目的の EP0 生産促進に向けた ZFP 開発があ る。 

第 3 事業領域の臨床ゲノム 診断と薬理 ゲ ノミックスでは、 先ずアルツハイマー 症を対象にサンプル・ DNA 内での突然変異の 探索用の高感度・ 安価な方法を 目 

的に、 ZFP 転写因子の開発を 行なっている。 

n. 経営機構 

2 ㏄ 0 年 1 月から 6 月末までの半年間の 総収入は、 約 1 ㏄ 万 ドルで、 対前期比 63% 増であ るが、 主な原因として、 Edw 打お伍烏 文士㏄ ne との新契約の 締結が 

挙げられる。 また、 純 損失も、 マイナス約 1 ㏄ 万 ドルからマイナス 約 5 ㏄ 万 ドルに拡大しているが、 主に研究開発要員増に 伴 う コスト増による。 本節では、 前 

述の中核技術に 基づく事業構造の 成立を支えている 経営機構について、 キヤツシュ・フロ 一によるパフオーマンス 評価と、 執行役員及び 靱酩衛こ よるコーポレー 

ト・ガバナンスの 仕組みとに分けて 検討する。 

1.  キャッシュ・フロー 

1 ㏄ 5 年 6 月の創業に伴う 事業の構， 伸 時から 1 ㏄ 9 年 12 月 31 日までの財務期間に、 トップ・マネジメントの 活動は 、 主に               化と、 機能 ゲ ノミッ 

クス に関連した U ㎡ verS 田 GeneTboo ねで のパートナ一企業との 提携構築とに 焦点が滞 咬 られてきた。 依然として創業初期段階に 位置付けられることから、 設立以来   

一貫して財務的に 赤字であ り、 今後も研究開発活動の 拡大が構想されており、 赤字は繍すると 予測される。 因みに、 19 ㏄年 12 月 S1 日時点での累計赤字は 約 
㏄ 0 万ドルであ る。 

1 ㏄ g 年 m2 月 31 日時点での営業活動に 伴う収入は 、 主に、 連邦政府研究助成と、 機能ゲノム分野の U ㎡ [verS 田 ㏄ neTboo ぬ 提携 ぅ むからの収入が 占めている。 

それ以降、 新たに期待できる 収入源として、 VEGF 転写因子に関する Eddw 鯨由 Ⅱ 正 まも㏄㎎との 間の却 m 年 l 月の契約以降、 B 盤 ㎏Ⅰから、 技術アクセス 料と 
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表 2: 営業活動関連資料 ( 各年 12 月 31 日、 単位 : 千ド 」 の 表 3 : 貸借対照表関連資料 ( 各年 12 月 31 日、 単位 : 千ドノ の 

l 純 寸鉄 1 （ ） １ （ の ( Ⅰ， 如 )  お め １ （ % １ l 株主資本 308 434@[@ 6,409@|@ 3,404@[@ 7,882 

して転換社債購入による 側 0 万 ドル、 研究助成としての 100 万ドル、 そして、 ライセンス交渉権 獲得用の転換社債購入の 750 万 ドノ劫 降られている。 さらに   

今後、 オプション 料 、 マイルストン 収入、 研究助成そしてロイヤルティが 期待できる。 但し、 転換社債による 収入は、 獅 年 4 月の lPo による収入と 同様、 財 

務 活動に伴 う 収入に属する。 支出の中の研究開発コストは 、 主に、 給料等、 外注研究費．そして 技術ライセンス 費から構成される。 また、 一般管理費は、 管理職 

の 給料等、 専門家への謝礼、 及び他の全社的コストから 構成される。 

ともかく、 穏鎗 年 12 月末の累計赤字約 879 万ドル及び半年後の 約 5 ㏄ 五 ドルの赤字を 、 幻 ㏄年 4 月 6 日の約 4,8 ㈲ 万 ドルの 1P0 は、 充分に償って 余りあ 

るし、 20 ㏄年 10 月初めの時点での 同社の株価も 順調に推移している。 

'.  企業 統 " 
キャッシュ・フローは、 資金による資金の 増殖ではなく、 技術的アイデア 及 び それを製品等に 具榊ビ する企業家的アイデアによって 生み出されると 考えられ 

る。 2 ㏄ 0 年 3 月 14 日時点での取締役は 12 名で、 内 5 名 力 外部取締役であ る。 内部の執行役員・ 取締役は、 年齢が全員㈲ ～ 欝 熊代で、 1 ㏄ 7 年別 降 急増して 

いる。 先ず、 創業者・ C 何 O の曲 lward0 ・ レ Ⅲ rp ㎡ uer Ⅱは、 製薬・バイオ 産業にて 18 年間以上の経験を 蓄積している。 1 ㏄ 2 年から 97 年までの遺伝子治療事業 

表 4: 執行役員及 び 取締役 Q ㏄ 0 年 3 月 14 日親 穏 の的 man 血 Ⅰ n)erapyCo Ⅱ nPorat め Ⅱ に 

在籍中の 1995 年 6 月に創業してい 

氏名 。 。 ' " 職 后ヲ亡 4% 期 る 。 それ以前にも、 BioGroW 由   

Edwa グ od 0   Lanphie ァ @ 43  社長、 CEO 、 取締役 創業期 ㏄ l 血 x  ぬぬ ra ぬ血 s   

Man@ P ， Wolffe ・   Ph ， D ， 40  上級副社長、 ㏄。 2 ㏄ 0 年 3  月 Bio ぬ em 洋 u 伍 ㏄、 S 理 ergen 、 E Ⅱ Uly 

Casey  C. Case, Ph.D   典 副社長 ( 研究 担剖 1997 年 11 月 などにて．㏄ O 、 CFO 、 経営計画を 

Pete ァ BlUfo ァ d 45  副社長 ( 経営企画 : 知的所有権 ・事業計画 ) 1997 年 12 月 担当している。 また、 CSO の 田 mP. 

Shawn@ K ， Ⅱ OhnSon 32  取締役 ( 財務担当 ) 1997 年 12 月 Wo 雌は、 遺伝子発現のコントロー 

E ァ ic T   Rhodes 39  取締役 ( 経営企画 :U ㎡ verSal ㏄ neT ぬ ね事業 ) 1998 年 7 月 ルにおける チロ マチンの構造・ 機能 

    Kaye S Ⅰ ア natt   P 比 D   47  取締役① DS 技術 担弍 1998 年 1 月 の世界的研究者で、 移籍前の 

Herbert@ W ， Boyer   Ph.D   。 3 " 締 " ⑧。 '" 名 " 教授 " ㏄ nenteCh" 業養 1997 年 7  月 Nation 囲 I ㎎ 臆 u 掩 sofCh 田 dHeal ぬ 

Ⅱ     lli   m@ G ， Gerber   肚 D   。 ' 取締役① 叫 。 h" 。 打 "" 。 。 " 比 "" 。 。 " 。 ' 1 ㏄ 7 年 6  月 andH ⅦⅡ anDeve № Pment では、 分 

Ⅰ armn Ⅰ   Ⅰ a 「 SOn 64  取締役㊤ m ㎏ ck,PMe 韓 r&H 盤 ㎡㏄ n Ⅱ p の Sr パートナ づ 19 ㏄年 1 月 十発生学部門の 責任者として ， ZFP 

William J. Rutte ァ ・・ P Ⅰ D   71  取締役 (C ㎡ mm 前会長・創業者 ) 2 ㏄ 0 年 1 月 による染色体遺伝子コントロールの 

廿 iChael C   Ⅱ ood 47  取締役 0 缶 ow ね d ㏄ 照お En 忙中 h ㏄ 社畏 創業期 決定要素の発見に 貢献している。 

外部取締役についても、 技術的 プ 

ラット フ オームが機能 ゲ ノミックス や ヒト治療技術などで、 大企業の提携先を 開拓するに伴い、 著名人を招集している。 中でも． UCSF 在職時に 、 S ぬ Ⅱ 俺 d 大 

学の S.Co)hen と組換え DNA 技術を共同開発し、 R.Sw ㎝ 田 n と㏄㎎ nteCh を共同創業した H.B@yeer と・ 0 血 on の共同創業者で 前会長のⅦ Rut 捺 r のような 第 

Ⅰ世代の代表的バイオ・スタートアップ 2 社の創業者を 取締役会に招致できたことは、 当該事業の魅力の 指標になり得る。 

Ⅲ． 核 形成戦略 

転写因子の事業を、 キャッシュ・フロ 一での 高 成果と統治機構への 著名人の招致とで 立ち上げた企業家の 産官学ネットワーキンバについて 検討する。 すなわ 

ち 、 産業界とは提携以覚に NASDAQ にて 、 学とは SAB にて、 そして 官 とは政府研究助成にて 各インターフェイ ス を有している。 
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1. 株式公開 

2000 年 4 月 6 日に№ S ℡ Q における IPO にて 、 l 株巧 ドルの普通株 350 万株を発行して、 l 株 l.05 ドルの引受割引後に、 4.882.5 万ドルの正味千敗金を 入手し 

ている。 WO 引受には、 ㎏Ⅱ manB ㎎ 由 e 聡 、 Chla 艶 H&Q. lNGB む而 寄などが参加した。 同社は 、 IPO 以前にも、 1,7 ㏄ 万 ドルを調達し、 主要な株主には、 

表 5: 主要株主 Q ㏄ 0 年 2 月 29 日時点での発行済み 普通株に基づく 割創 JAFCO 、 № mb 荻 do 山 ierZu 「 ich> Pallad 血 Group などが含まれる。 

所有者 l 株数 

」 朋 CO  Co ‥ Ltd   l 2, 小村， 準托   
Lomba ア d  Odie ァ &  Cie ', 拙 ， 穏 
Stephens-Sangamo@ BioSciences@ LLC 2,0 ㏄ ， ㏄ 0 

Edward@ 0. Ⅰ an Ⅰ rhie ト l1 3,8201000 

Casey  C. Case, Ph. D   210,000 

Peter Blufo ア d 260 ，㏄ 0 

He Ⅰ be Ⅰ t Ⅶ． BOye ダ   ph ， a 100,000 

Wil liam G, Ge ァ tbe Ⅰ   乱 D   1 ㎝ ， 0 ㎝ 

John@ W ， Ⅰ a ト SOn 474,460 

Ⅱ i lliam Ⅰ   R Ⅱ lte ア ・ Ph ． 0. 766.666 

Michael@ C ・ Wood   1,460,000 

割合 (%) Ipo による正味 手 収金の用途としては、 約 3,800 万ドルを研究開発に   

14.1  約 7 ㏄ 万 ドルを資本設備の 調達に、 そして残りを 全社的な目的に 使用 

14.1  する予定であ る。 また、 補完的な製品 口 ・技術に関する 他 企業への投資   

11.6  買収も射程に 入れている。 

21.6 

1.2 

1.5 

  

  

2.7 

4.4 

8.4 

l 取締役・執行役員一同 (1i 人 )   7,621,126  1  4 Ⅰ・ 4  1 

* : 1% 未満。 

2. 科学頭開会 

科学顧問 会蕊 AB) のメンバーは、 ZFP) の領域では世界的に 著名な㎜の C.Pa №をはじめとする№ m ㏄ Hopkir ㎎大学や鰯 ご廿 psRe ョ ㏄ 打 chT ㏄ tltu ㎏などの機 

関からの 専目肋軒斗 学者達を中心に 構成されている。 実際、 創業の際には、 当該諸機関から 中核技術や知的所有権 が供与されている。 すな ね ち、 サンガ モ は、 遺伝 

子 コントロールのための ZFP. 荻 P 転写因子に関する 知的所有権 を、 7 件の基本特許の 申請と 3 件の米国特許取得の 状況下で、 ℡、 № hnSonandJohn ㏄ n 、 

鯨 np 膵 ㎏㏄ み ㎎ hI ㏄ ぱ tu ね、 そして Medi ㏄Ⅱ ね ㏄ archCo)unlc 廿などからライセンス 導入しており、 また、 ZFP.ZFP 転写因子の改善に 向けた会社に 属する別の 

7 件の 

基本特許を申請中であ る。 今後 3 年間のロイヤルティ 支払は、 計 1 ㏄方向 丙吋と 推定をしている。 

その経緯として、 先ず、 Lanp ㎡ er が、 1 ㏄ 5 年の創業以双、 バイオ企業にて、 遺伝子治療の t 斬 打開発の困難さを 感じていた。 しかし、 彼が、 № h ㎎ Hopkin ㎎ 

表 6% 非学顧問全学 大学にて遺伝子治療 

l 氏名 l 所属 l 職位 l 戦略を議論してい 

I                                                    l M Ⅱ T l 生物物理学・ 構造生物学の 教授   ｜ Ba ァ bas lllT Ph.D I Sc ア lppsResea ア nch lnstltute l 準会員   

              Ⅰ Be 鴨 P 卜 D   l JohnsHopkinsUniversily ( 医学部 ) l 生物物理・生物物理化学程限、 灘受   

I ⅠⅡ dith                     Ph.0. l Be ァ kkeley                                         高齢 ヒ 生命科学部門研究教育センター 長 l 

Srinivasan  Chandrasegaran,  Ph 、 D.  Johns  Hopkins  University  ( 衛生・公出健康単音の 洋教授 

George Ⅱ Cox, Ph.D   Bolder@ Biotech 社長、 Cso 

Hami@I@ton@ 0. Smith 。 帥 D   Johns  HoDkins  University  ( 医学部 ) 分子生物学・ 遺伝学の名誉教授 

Celera@ Genomics DNA 資源担当用脇役 
  

              St ァ u Ⅲ・ Ph.D   I Ha ア nVa ア cd 朋 ed@Cal             l 生物化学の教授 
  

I Elton  T.  Young.  Ph.D     I 生物化学・遺伝学の 教授 

Alan P ， Wolffe ， Ph ． D ， Sangamo 上級副社長、 CSO 

る 中で、 ZFPP に関 

する研究成果を 聞 

いた時に事業概念 

が構想された。 す 

な ね ち、 科学顧問 

会 に属している 同 

大の J. 反収によ 

る創業契機ともな 

った問題意識では   

遺伝子治療の 研究 

領域における 大半 

"""""""" 

象がべ クタ一なのに 対して、 より直接的な 治癒ぢ法の開発という 発想 め 「 瞳 きを占めていた。 その際、 ZFP 力 も 有望な候補とされた 理由としては、 DNA に結びつい 

た蛋白質の構造にあ り、 既に㎜の C.Pa ぬ によって、 マウス亜鉛フィンガ 一転写因子の Z 域 68 で関係が解明されていた。 すな ね ち、 Z 似 ㏄の 3 本の各亜鉛 フ 

イ ンガーが、 9 塩基結合位置の 各 3 塩基の下位位置を 認識する正確性は、 2 是体として結合する 多くの転写因子に 比較し高いといわれている。 この亜鉛フィンガ 

一の DNA との反復的結合性の 故に、 合理的設計に 適した希少な 転写因子と考えられた。 

構造特定の後、 腕憶 、 Pa ぬに 加えて、 Me 田 。 杣 ㎏㏄ 且 mh はⅡ ln ㎝の A 田 ugg 及び & ㎡ pps ㎏㏄ 盆 ㏄ hT ㎎ ti ぉ Ⅱ い の C.B 沖 b ㏄は、 蛋白質と DNA との関係に研 
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究の焦点を絞り、 配列のコードを 角籠月 した 力 i 、 ファージや 9 フィンガー蛋白質の 研究から、 親和性と特定との 関係で新たな 問題に直面した。 また、 創業直後から 

政府研究助成も 順調に取得し．創業初期における 研究支援を受けている。 

こうして、 新しいテーマを 含みながらも、 皿 P の利点は、 遺伝子オン・オフのスイッチ 機能を持つ点と、 標的が 、 折り畳まれるⅡ化 NA ではなく線形の 低分 

子の ， 占にあ る。 

表 7 : 主要米国政府研究助成 

助成領域 助成機関 内容 助成開始時期 金額 ( 単位 : 千ド Ⅰ の 

DNA 診断 NIST 新しい核酸結合蛋白質の 創出・開発と 1995 年 8 月 2,000 

DNA 診断薬としての 活用 院了俺 

抗 ウイルス治療薬 N Ⅰ ST Ⅲ V.B 型肝炎を標的とした 折 ウイル 1997 年 5 月 2,000 

ス 治療薬としての 新しい DNA 結合 蛋 

白質の開発 

Ⅲ " M" ⅡⅣ遺伝子を 標的とするカスタム メ 1998 年 5 月 533 

イド DNA 結合蛋白質 

農業 US 農務省 高付加価値作物の 産出に関する 打 、 P  1999 年 9 月 220 

の 商業的潜在能力の 実証 

結 ひ 

サンガ モ が対象とするのは、 特許訴訟に巻き 込まれる可能性の 低い内性的遺伝子であ るという。 現在、 科学顧問になっている 遺伝子発現の 研究領域の研究者 

達 とは創業時から 提携している。 遺伝子発現とは、 主として、 細胞が遺伝子によって 蛋白質の生産の 開始・中止のスイッチを 入れる機能のことであ り、 当該研究 

者達のインフォーマル・バル @ プは、 亜鉛フィンガーと 呼ばれる分子にテーマを 絞ってきた。 その結果、 亜鉛フィンガ 一には、 遺伝子のスイッチをコントロール 

する際、 遺伝子内の特定の DNA 配列と結合するという 性質があ るのを利用して、 たとえ遺伝子の 機能がわからない 場合でも、 ほとんどの遺伝子でスイッチ 機能 

を 果たすような 亜鉛フィンガ 一のカスタム 設計方法を見つけたという。 

こうして、 特定の亜鉛フィンガー 蛋白質は．その 生体内への注入 量 によって、 標的遺伝子の 発現をコントロール 可能であ る実験にも支持され、 転写因子とし 

て 機能することが 示された。 その結果、 亜鉛フィンガー 蛋白質は、 機能 ゲ ノミックスに 加えて、 遺伝子治療やトランスジェニック 植物・動物の 開発を含め、 ポス 

ト ・ゲノム時代に 、 広 い 応用範囲が期待される。 

その事業概念の 開発は、 産官学の広範囲で 柔軟なネットワークによって 支援されている。 すな ね ち、 事業進化に向けた 秩序形成あ るいはアイデア 形肪ド 、 企 

業・業界等の 枠を越えて、 日本よりも一層自由であ るように思われる。 
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