
創 立 2014年5月16日
本社所在地 川崎市川崎区殿町3-25-22
代 表 者 浅井 克仁
会社 情報 https://www.genetherapy-ri.com/

会社概要

株式会社遺伝子治療研究所

株 式 会 社 遺 伝 子 治 療 研 究 所 は 、
ア デ ノ 随伴 ウ イ ル ス （ A A V ） ベ ク タ ー を
利 用 し た 遺 伝 子 治 療 の 開 発 を 主 た る
事業目的として、2014 年5月に設立された。
A AVベクターを利用した遺伝子治療は、

特に中枢神経疾患・筋肉疾患の治療においては、
単回投与で長期間に渡り効果が持続し、
安全性が高いという特徴を有している 。
当社では 、対症療法のみで根本的な

治療薬のない孤発性ALS(筋萎縮性側索硬化症）、
パ ー キ ン ソ ン 病 、 A A D C 欠 損 症 、
脊髄小脳失調症（1 型）、ティ ‐サックス病、
ア ル ハ イ マ ー 病 等 の 神 経 変 性 疾 患 、
先天性代謝疾患を含む単一遺伝子病等、
豊富なパイプラインの遺伝子治療開発に
取り組んでおり、2023年4月時点でこれらのうち
3 品 目 が 治 験 段 階 で 、 2 0 2 5 年 に は
国内製造販売承認取得を目指している。


