
Gene Therapy
基因療法

陳怡榮
國家衛生研究院

分子與基因醫學研究組
yrchen@nhri.org.tw
(037)246166-35311

Mar. 23, 2011



參考資料

科學人
1.基因療法 犯規 2004/08
2.基因療法再顯聲威2008

3. Gene Therapy in Wikipedia
http://en.wikipedia.org/wiki/Gene_therapy



DNA

RNA

蛋白質

http://nobelprize.org/educational_games/medicine/dna/index.html

基因是什麼?



genome.wellcome.ac.uk/doc_WTD020757.html

基因是什麼?

http://genome.wellcome.ac.uk/doc_WTD020757.html


http://www.csa.com/discoveryguides/stemcell/overview.php

不同的基因表現
造成特殊的細胞功能



基因 療法

疾病基因
突變/缺失

細胞與組織
功能異常

疾病診斷致病機制確定
缺失基因

Gene   Therapy



什麼是基因療法?



什麼疾病適合用基因療法?

1. 這疾病是因單一(或多重)基因異常所造成

2. 有嚴重症狀且沒有適當治療方法

3. 缺失基因(機制)是已知的

4. 正常的基因可以矯正缺失的功能

5. 有適當的載體用以傳遞正常的基因





1. 確定缺失基因

2.準備正常基因表現系統

3.將基因表現系統與載體結合

4.將在載體送入標的細胞

5.基因正常表現

6.修復缺失功能

基因療法的步驟



基因療法的載體

病毒載體
反轉錄病毒
腺病毒

腺病毒附屬病毒
皰疹病毒

非病毒載體
脂質體





載體優缺點

反轉錄病毒 腺病毒 腺病毒附屬病毒 脂質體

準備方便 準備方便 準備方便 準備方便
效果持久 效果短暫 效果持久 效果短暫
產量低 產量高 產量低 產量高
致癌危險 無致癌危險 無致癌危險 無致癌危險
基因表現不穩 表現量高 表現不穩 表現不穩

免疫反應 承載能力低 可調控專一性



直接傳送的基因療法

(多用於疫苗發展)

電孔洞法

基因槍法

直接注射



http://www.csa.com/discoveryguides/stemcell/overview.php

是較好的基因治療工具或是
可能的癌細胞?



Induced pluripotent stem cells (誘導多功能幹細胞)
In gene therapy



基因療法適用疾病



Severe combined Immunodeficiency
嚴重合併免疫不全症

25%的病患是缺乏adenosine deaminase (ADA)，無法
代謝Purines， 這對免疫T與B細胞毒性很強。病人先
天性免疫不全。

其他治療方法
1.隔離傳染病原
2.外給ADA

3.免疫相容的骨髓移植



W. French Anderson, M.D., R. Michael Blaese, M.D., and Kenneth Culver, 
M.D.performed the first approved gene therapy on four years old 
Ashanthi DeSilva, at National Institutes of Health, USA (Sep 14, 1990) 



裘馨氏肌營養性萎縮症
Duchenne’s Muscular Dystrophy(DMD)



裘馨氏肌營養性萎縮症
Duchenne’s Muscular Dystrophy, DMD







IGF1 &
myostatin



肌肉生長抑制素突變的比利時藍牛



其他影響肌功能之基因



癌症基因療法

1. 將抑癌基因(抑制細胞生長或促進細胞凋亡
的基因)引入癌細胞， 藉此阻止腫瘤生長。
2. 將自殺基因引入癌細胞。此類基因產物會
將無毒藥物轉化為毒性物質，藉此殺死腫瘤
細胞。
3. 引入抗血管新生分子，藉阻斷血管生成來
抑制腫瘤生長。
4.引入腫瘤抗原基因，藉促進免疫功能來除
去腫瘤細胞。
(引入之基因不見得是缺失基因)



其他疾病治療與預防

心血管疾病

類風濕性關節炎

神經退化疾病

慢性傳染病

疫苗給予



基因療法的危險性

危險的治療過程

危險的外緣基因

危險的載體



一九九九年十月美國賓州大學威爾森（James W. Wilson）
醫師以腺病毒質體，進行鳥胺酸胺甲醯轉移（Ornithine 

transcarbamylase; OTC） 基因缺陷之治療（此會造成肝
臟的疾病），該研究的前十七個受試者都沒事，但第十
八個病患—來自於美國亞歷桑那州的青少年Jesse Gelsinger

的卻因嚴重的副作用造成全身器官壞死而死亡；此並
引起了廣泛的爭議，促使對於人體進行基因治療所應顧
及的倫理、法律和政策上的重新反省，美國國會並因此
舉行聽證會；諸此種種，皆為此新興科技蒙上了一層陰
影。OTC為先天性基因缺陷，病因為肝臟OTC酵素缺陷，
進而使得血中氮氨囤積量過高造成毒性。該疾病治療方
式為以含有OTC基因腺病毒基因載體注射入肝動脈，而
Jesse Gelsinger接受此療法時，發生急性中毒反應，最後
因肝臟及全身器官壞死而過逝。



Another Child Developed Cancer: SCID Trials Suspended

ABC Tue, 14 Jan 2003 

ABC News reports that the FDA suspended 30 gene therapy trials 

after a second child developed leukemia. So far, two boys who 

had undergone the experimental gene therapy treatment for 

immunodeficiency, "bubble boy disease" -- or SCID--developed 

leukemia. "In gene therapy, a vector -- usually but not always a 

virus -- is used to carry a healthy gene into the cells of patients." 

The FDA has been reviewing 150 gene therapy trials that used a 

retrovirus as a vector. Since October, about 50 of those trials had 

closed down because all the patients enrolled for gene therapy 

had died of their diseases. 





基因改造不是基因療法

正當性、合理性是否存在

預期利益是否超越安全考量

評量因素會隨時代改變

以外源基因創造運動健將可能嗎? 可行嗎?



'Marathon' mouse keeps on running

Mice can go further with the modified gene

A "marathon" mouse which can run twice as far as a normal 

rodent has been bred by a US-South Korean team of scientists 

BBC, Tuesday, 24 August, 2004



“Almost by definition, athletes and elite 

runners would have an interest in this 

because it might make their exercise more 

Efficient”

Ronald Evans, Salk Institute 



基改威力鼠 連跑6小時不累
【聯合報╱編譯王先棠╱報導】2007.11.03 03:07 am
老鼠也能跑馬拉松。美國學者透過基因工程成功繁殖出能連續跑六個小時不用
休息的「威力鼠」（mighty mouse）。學者表示，這種威力鼠的相關研究，
可以促進新藥研發，甚至藉此強化運動員的體能。
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