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【目的】 	

家族性アミロイドポリニューロパチー (FAP) の原因タンパク質である変異トランス
サイレチン (TTR) の細胞 (小胞体) からの分泌を抑制する化合物の探索	

細胞膜 

【本研究の新規の治療標的】	

変異TTRの細胞外分泌を抑制し，細胞内クリアランスを促進させる	
Sato et al. EMBO J (2007), Susuki et al. JBC (2009), Sato et al., Mol Cell (2012) 
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【スクリーニング法】　　ANS結合解析法	
* 変異TTR四量体形成に	

　影響を与える化合物を探索	
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変異 TTR タンパク質 	
　　　　　　+ 	
ANS (四量体TTRに結合し，470 nmの蛍光を発する)	
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