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【公報種別】特許法第１７条の２の規定による補正の掲載
【部門区分】第３部門第２区分
【発行日】平成27年9月10日(2015.9.10)

【公表番号】特表2014-513141(P2014-513141A)
【公表日】平成26年5月29日(2014.5.29)
【年通号数】公開・登録公報2014-028
【出願番号】特願2014-509519(P2014-509519)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  31/519    (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  13/12     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ   31/519    　　　　
   Ａ６１Ｐ   13/12     　　　　
   Ａ６１Ｐ   43/00     １１１　

【手続補正書】
【提出日】平成27年7月23日(2015.7.23)
【手続補正１】
【補正対象書類名】特許請求の範囲
【補正対象項目名】全文
【補正方法】変更
【補正の内容】
【特許請求の範囲】
【請求項１】
　多発性嚢胞腎質量の低減を必要とする対象における多発性嚢胞腎質量を低減するための
組成物であって、前記組成物は、治療上有効量の式（Ｉ）

【化２８】

の化合物を含み、式中、
Ｘ１は、Ｎであり、
Ｘ２は、Ｎであり、
Ｗ２は、－ＮＲ７－または－Ｎ（Ｒ７）Ｃ（Ｏ）－であり、
ｋは、１であり、
Ｒ１は、Ｒ３によって置換されたかまたは置換されていないＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ２は、水素またはＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ３は、水素または－ＯＨであり、
Ｒ７は、水素であり、
　前記組成物が前記対象に投与されることを特徴とする、組成物。
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【請求項２】
　対象における多発性嚢胞腎の嚢胞体積を低減するための組成物であって、前記組成物は
、多発性嚢胞腎の嚢胞体積を低減するに十分な量の式（Ｉ）
【化２８】

の化合物を含み、式中、
Ｘ１は、Ｎであり、
Ｘ２は、Ｎであり、
Ｗ２は、－ＮＲ７－または－Ｎ（Ｒ７）Ｃ（Ｏ）－であり、
ｋは、１であり、
Ｒ１は、Ｒ３によって置換されたかまたは置換されていないＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ２は、水素またはＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ３は、水素または－ＯＨであり、
Ｒ７は、水素であり、
　前記組成物が嚢胞細胞と接触されることを特徴とする、組成物。
【請求項３】
　糸球体数の増加を必要とする対象における糸球体数を増加させるための組成物であって
、前記組成物は、治療有効量の式（Ｉ）

【化２８】

の化合物を含み、式中、
Ｘ１は、Ｎであり、
Ｘ２は、Ｎであり、
Ｗ２は、－ＮＲ７－または－Ｎ（Ｒ７）Ｃ（Ｏ）－であり、
ｋは、１であり、
Ｒ１は、Ｒ３によって置換されたかまたは置換されていないＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ２は、水素またはＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ３は、水素または－ＯＨであり、
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Ｒ７は、水素であり、
　前記組成物が前記対象に投与されることを特徴とする、組成物。
【請求項４】
　前記化合物が
【化３３】

からなる群より選択される、請求項１～３のうちの一項に記載の組成物。
【請求項５】
　前記化合物が

【化１２－２】

である、請求項１～３のうちの一項に記載の組成物。
【請求項６】
　前記化合物が
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【化１４－２】

である、請求項１～３のうちの一項に記載の組成物。
【請求項７】
　前記組成物は、非経口で、経口で、腹腔内に、静脈内に、動脈内に、経皮的に、筋肉内
に、リポソームで、カテーテルもしくはステントによる局所送達を介して、皮下に、脂肪
内に（ｉｎｔｒａａｄｉｐｏｓａｌｌｙ）、または髄腔内に投与されることを特徴とする
、請求項１～６のうちの一項に記載の組成物。
【請求項８】
　前記組成物は、対象における腎質量を少なくとも１０％低減する、請求項１、４、５ま
たは６のうちの一項に記載の組成物。
【請求項９】
　前記組成物は、対象における腎質量を少なくとも５０％低減する、請求項１、４、５ま
たは６のうちの一項に記載の組成物。
【請求項１０】
　前記組成物は、対象における正規化された腎質量を少なくとも１０％低減する、請求項
１、４、５または６のうちの一項に記載の組成物。
【請求項１１】
　前記組成物は、別の治療を対象に施す前、それと同時、またはその後に投与されること
を特徴とする、請求項１～１０のうちの一項に記載の組成物。
【請求項１２】
　多発性嚢胞腎質量の低減を必要とする対象における多発性嚢胞腎質量を低減するための
薬の製造における式（Ｉ）
【化２８】

の化合物の使用であって、式中、
Ｘ１は、Ｎであり、
Ｘ２は、Ｎであり、
Ｗ２は、－ＮＲ７－または－Ｎ（Ｒ７）Ｃ（Ｏ）－であり、
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ｋは、１であり、
Ｒ１は、Ｒ３によって置換されたかまたは置換されていないＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ２は、水素またはＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ３は、水素または－ＯＨであり、
Ｒ７は、水素であり、
　治療有効量の前記薬が前記対象に投与されることを特徴とする、使用。
【請求項１３】
　対象における多発性嚢胞腎の嚢胞体積を低減するための薬の製造における式（Ｉ）
【化２８】

の化合物の使用であって、式中、
Ｘ１は、Ｎであり、
Ｘ２は、Ｎであり、
Ｗ２は、－ＮＲ７－または－Ｎ（Ｒ７）Ｃ（Ｏ）－であり、
ｋは、１であり、
Ｒ１は、Ｒ３によって置換されたかまたは置換されていないＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ２は、水素またはＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ３は、水素または－ＯＨであり、
Ｒ７は、水素であり、
　十分な量の前記化合物を含む薬が嚢胞細胞と接触されることを特徴とする、使用。
【請求項１４】
　糸球体数の増加を必要とする対象における糸球体数を増加させるための薬の製造におけ
る式（Ｉ）

【化２８】

の化合物の使用であって、式中、
Ｘ１は、Ｎであり、
Ｘ２は、Ｎであり、
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Ｗ２は、－ＮＲ７－または－Ｎ（Ｒ７）Ｃ（Ｏ）－であり、
ｋは、１であり、
Ｒ１は、Ｒ３によって置換されたかまたは置換されていないＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ２は、水素またはＣ１－１０アルキルであり、
Ｒ３は、水素または－ＯＨであり、
Ｒ７は、水素であり、
　治療有効量の前記薬が前記対象に投与されることを特徴とする、使用。
【請求項１５】
　前記化合物が
【化３３】

からなる群より選択される、請求項１２～１４のうちの一項に記載の使用。
【請求項１６】
　前記化合物が
【化１２－２】

である、請求項１２～１４のうちの一項に記載の使用。
【請求項１７】
　前記化合物が
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【化１４－２】

である、請求項１２～１４のうちの一項に記載の使用。
【請求項１８】
　前記薬は、非経口で、経口で、腹腔内に、静脈内に、動脈内に、経皮的に、筋肉内に、
リポソームで、カテーテルもしくはステントによる局所送達を介して、皮下に、脂肪内に
、または髄腔内に投与されることを特徴とする、請求項１２～１７のうちの一項に記載の
使用。
【請求項１９】
　前記薬は、対象における腎質量を少なくとも１０％低減する、請求項１２、１５、１６
または１７のうちの一項に記載の使用。
【請求項２０】
　前記薬は、対象における腎質量を少なくとも５０％低減する、請求項１２、１５、１６
または１７のうちの一項に記載の使用。
【請求項２１】
　前記薬は、対象における正規化された腎質量を少なくとも１０％低減する、請求項１２
、１５、１６または１７のうちの一項に記載の使用。
【請求項２２】
　前記薬は、別の治療を対象に施す前、それと同時、またはその後に投与されることを特
徴とする、請求項１２～２１のうちの一項に記載の使用。
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