1. 計畫目標：
以基因轉殖動物作為分子製藥工廠產製高經濟價值之人用蛋白質原料(藥)，如重組人類第九凝血因子(recombinant human factor FIX, rhFIX)，針對B型血友病之長期治療，建立基因轉殖豬產製分析、田間試驗之生物安全性評估、藥效、藥動及活性驗證等技術，進行臨床前動物試驗，完成rhFIX IND法規文件準備，開創新型態之蛋白質藥物製造產業。
2. 本計畫過去執行績效
1.建立hFIX及pLF雙轉殖基因FISH及hFIX轉殖基因之Q-PCR傳代監控技術。
2.建立hFIX同質體(homozygote)基因轉殖豬，建立SPF級基因轉殖豬種原庫，包含同質體基因轉殖豬150劑冷凍精液及600劑半質體基因轉殖豬冷凍精液。完成hFIX生產畜群飼養與健康監控之IND申請文件。
3.完成兩期hFIX基因轉殖豬隔離田間試驗之生長、生殖生理與生化等生物安全性評估。
4.完成四期隔離田間試驗場hFIX基因轉殖豬廢水處理場及豬糞微生物造成轉殖基因外流之環境衝擊之評估。
5.完成rhFIX最適化安定劑配方之開發。
6.完成rhFIX六批次GMP先導製程、品質監控作業及蛋白質特性與活性分析。
7.完成宿主蛋白質、核酸定量檢測評估。
8.完成rhFIX層析製程模式病毒清除效力評估試驗(Pseudorabies virus)。
9.完成rhFIX標的器官(心臟)細胞之體外毒性評估試驗。
10.完成rhFIX藥物動力學、心臟、呼吸系統藥理作用及血栓生成試驗評估。
11.完成rhFIX基因毒性、大鼠單一劑量及14天重覆劑量之GLP毒性試驗評估。
12.完成rhFIX恆河猴最大耐受劑量預試驗。 
13.完成長效型rhFIX應用原型開發。

14.取得美國及台灣專利，『以基因轉殖豬乳汁生產基因重組蛋白—人類第九凝血因子之方法』(美國專利証號US 7,087,808及台灣專利証號273136)及『自動物乳汁中分離蛋白質之方法』(美國專利証號US 7,214,319及台灣專利證號I268933)；【Methods for separating casein from soluble proteins in a composition】，分別申請歐盟(案號:EP08172426.2)、美國(案號:US12/034,256)專利。
15.完成血友病小鼠基因監控及繁殖
16.完成rhFIX與市售產品於血友病小鼠之功效比較。
17.完成rhFIX與市售產品於血友病小鼠之藥物動力學比較。
18.完成與市售產品之Gla數目比對。
19.完成臨床前非人靈長類動物試驗：包含毒性、最高耐受劑量、毒物動力學、免疫毒性、局部耐受性、安全性藥理及藥物動力學等相關資料。
20.完成畜群生產乳汁100公升及第一季及第二季疾病監控。
21.完成原料藥12個月期安定性分析。
22.完成凍乾成品6個月期安定性分析。
23.完成rhFIX申請IND所需之生產文件，包括生產畜群、純化製程等相關資料
24.【rhFIX長效劑型應用，a  sustained preparation of factor ix】，分別申請中華民國(案號: 99101846)、歐盟(案號: 10151282.0)專利。
3. 全程預期效益
1.基因轉殖動物因其轉譯後修飾程度較接近人類，適用於生產凝血因子及單株抗體等，此類蛋白質藥物現為世界上生技藥品研發趨勢之ㄧ，本計畫於建立相關技術與法規平台後，降低國內業者投入蛋白質藥物的研發成本及風險，引領業界投入此一研發領域，提升投資意願與信心，創造新型態之蛋白質藥物產業。
2.本計畫將建立rhFIX相關之毒性、最高耐受劑量、毒物動力學、免疫毒性、局部耐受性、安全性藥理及藥物動力學等相關資料，使得rhFIX之研發更往前推進一步，未來相關指標均可作為臨床試驗劑量選擇及試驗設計之參考，亦可釐清由基因轉殖動物生產之醫藥蛋白應用於人體之安全疑慮。
3.此成功案例之開發經驗，將可清楚描繪出基因轉殖動物技術平台進行標的開發到臨床試驗的發展路徑圖，不僅突破病毒清除、純化製程及規格訂定及動物毒性評估等技術門檻，也克服基因轉殖動物產製蛋白質藥物上市時，法規模糊不清的障礙。
4.整合rhFIX之研發成果，結合市場評估與競爭力分析，擬定成果運用策略，進行國內外推廣與技術移轉，呈現科專計畫之產業效益。
