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TPP(Target Product Profile) 

GCH 1 표적 siRNA 를 포함하는 신경병증성 통증 예방 또는 치료용 조성물

신경병증성 통증

GCH1 표적 siRNA

• GCH1 표적 siRNA 는 GCH 1 의 mRNA 및 단백질 발현을 억제함으로써 
GCH1 에 의해 생성되는 신경전달물질인 BH4 의 농도를 감소시켜 신경병증
성 통증 완화

1) In vitro (인간, 원숭이, 랫트 세포주)
- 1차 선별된 3개의 siRNA가 HeLa 세포주에서 GCH1 단백질 발현을 억제
- 최종 선별된u-siGCH는 GCH1 의 mRNA, 단백질 발현을 감소함으로써 

GCH1에 의해 생성되는 신경전달물질인 BH4의 농도까지 감소

2) In vivo
- rAAV-shGCH1가 GCH1 단백질 수준을 눈에 띄게 하향 조절
- 척수 손상 후 신경병증성 통증은 STT 병변 척수 통증 모델의 척수 후각에 

rAAV-shGCH1을 unilateral injection후 미세아교세포 활성화를 비활성화
함으로써 조절

게재논문 (SCI): Microglial deactivation by adeno-associated virus
expressing small-hairpin GCH1 has protective effects against
neuropathic pain development in a spinothalamic tract-lesion model,
CNS Neuroscience and Therapeutics, 28(1), pp. 36–45, 2022

유효성분은 안전성 면에서 아무런 문제가 없음

0.5 × 108 total particles/µl (rat) 

피하주사(rat)

주사제,



구현방법/대표도면

적용분야 및 시장

지재권 현황

◆

[universal siRNA 3종과 기존 특허 siRNA에따른 GCH1 mRNA감소효능 비교]

8종의 shGCH1을디자인하여 그 중 GCH1 억제
효능이 가장 좋은 shGCH1서열을 선정한 후
이를 포함하는 AAV-u-shGCH1 벡터 개발

3종의 universal siRNA 모두 GCH1 mRNA 발현을 억제, 기존 특허의 siRNA(r-siGCH1) 보다
억제 효과 우수

인간세포주 원숭이세포주 랫트세포주

◆

[AAV-u-shGCH1 벡터개발 및이에 따른혈청형별 통증완화 효과]

Rat SNI 통증 모델에 2가지 혈청형 (AAV2,
AAV6) AAV-u-shGCH1 처리 후 동물 행동
실험을 통한 통증 완화 효과 검증
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