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MSN作為基因治療載體

中孔洞二氧化矽奈米粒子與製程放大

研發團隊
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MSN高眼後段穿透能力與分布

(C)

開發用於治療遺傳性視網膜病變的基因治療
遞送系統-眼內注射和滴眼液配方 (1/3)
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後續工作

LHON疾病建立與MSN裝載小分子藥物治療

(A)中孔洞二氧化矽奈米粒子（mesoporous silica nanoparticle, MSN）及hollow silica nanosphere

(HSN)示意圖；(B)不同形態二氧化矽奈米粒子之TEM影像；20 L放大製程之(C)MSN性質鑑定、
(D) TEM影像及(E) PBS溶液中之DLS粒徑分析。

(A)眼藥水給藥途徑及眼睛組織示意圖；(B)以眼藥水方式投於MSN後不同時間點觀測，證實奈米粒
子可穿透眼後段區域(視網膜、脈絡膜、鞏膜)；(C)以玻璃體內注射後，證實MSN可穿透小鼠及大
鼠眼後段，分佈於視網膜各層維持1天。

(A)遺傳性視神經病變細胞模型示意圖；魚藤酮對老鼠神經節細胞(B)存活率與(C)表面標記蛋白Brn3a之影響；(D)魚藤酮誘發之雷伯氏遺傳性視神經病
變動物模型示意圖；(E)不同劑量魚藤酮對小鼠視網膜神經節細胞存活的病理分析；(F)OCT檢測小鼠視網膜神經節細胞及結構(GCL+IPL);(G)ERG檢測
小鼠視網膜神經節細胞電生理a波及b波的影響。

(A)HE染色證明Curcumin analog@MSN有效提高RGC細胞存活數量；(B)免疫螢光染色證明Curcumin analog@MSN可改善粒線體數量；(C)以眼藥水劑
型curcumin analog@MSN治療後GCL細胞數量分析；(D) 以眼藥水劑型及玻璃體內注射方式給藥，1小時後眼部各層藥物濃度分析。

(C)

(A)臺北榮總大動物實驗團隊；(B)大鼠以眼藥水劑型投予二氧化矽奈米粒子後進行眼組織病理判讀；(C)豬以玻璃體內注射方式投予二氧化矽奈米粒
子後進行眼組織病理判讀。

Curcumin

(A)ASO@MSN 作 用 機 制 示 意 圖 ； (B)MSN 提 高 ASO 細 胞 吞 噬 ；
(C)ASO@MSN有效抑制HCT116-GFP中GFP蛋白表現；(D)MSN與市售
TransIT-X2基因沉默效率之比較。
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Batch #

DLS (d, nm) / PDI Suspension

Stability

(at 37℃ for 

o/n)

Zeta potential

(mV)

TEM size

(nm)
LC / LE

in H2O in PBS

MSN 44.0 / 0.155 44.2 / 0.117 44.9 / 0.139 + 6.30 25.9 ± 2.6 4.49% / 94.1%
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1. 發展MSN基因遞送技術
2. 開發裝載小分子藥物之MSN滴眼液配方
3. 建立體內外疾病分析模型用於療效驗證

4. 大規模製程放大 (GMP)
5. 實現產品專利申請及技術授權

1. RS1基因之突變小鼠模型/LHON小鼠
2. 病人的體外PSC視網膜3D類器官模式

3. 大動物安全性試驗
4. 遺傳性視網膜疾病測試平台

Early Stage Plant (ESP) 20 L製程放大
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