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【手続補正書】
【提出日】平成23年4月19日(2011.4.19)
【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】
　相補的なセンスおよびアンチセンス領域を含み、
- アンチセンス領域が、ヒトハンチンチン転写産物に相補的な15から19以下の連続したヌ
クレオチドを有し、前記ヌクレオチドが、配列番号１～３からなる群より選択される配列
によりコードされ、
- センスおよびアンチセンス領域が、互いに相補的で二重鎖を形成する少なくとも15の連
続したヌクレオチドを有し、
- 内因性野生型および外因性ヒト変異ハンチンチン遺伝子の発現を、前記ハンチンチン遺
伝子の両方を発現している非ヒト哺乳動物の細胞において阻害する、
単離された二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項２】
　センス領域が、配列番号４～６からなる群より選択される配列によりコードされる少な
くとも15個の連続したヌクレオチドを含む、請求項１に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項３】
　それぞれ15～約30ヌクレオチドの２つの別々のオリゴヌクレオチドから組み立てられ、
少なくとも15塩基対の二重鎖構造を形成する、請求項１または２に記載の二本鎖短干渉核
酸分子。
【請求項４】
　31～約50ヌクレオチドの単一のオリゴヌクレオチドから組み立てられ、少なくとも15塩
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基対の二重鎖構造および4～10ヌクレオチドのループ構造を有するヘアピンを形成する、
請求項１または２に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項５】
　ループが、配列番号７によりコードされる、請求項４に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項６】
　配列番号８～１０からなる群より選択される配列によりコードされる、請求項５に記載
の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項７】
　一方または両方の3'末端が、1～約3の突出ヌクレオチドを含む、請求項１～６のいずれ
か１項に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項８】
　両方の末端が平滑である、請求項１～６のいずれか１項に記載の二本鎖短干渉核酸分子
。
【請求項９】
　RNA分子である、請求項１～８のいずれか１項に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項１０】
　１つ以上の改変されたピリミジンおよび／またはプリンヌクレオチドを含む、請求項１
～９のいずれか１項に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項１１】
　少なくとも１つの改変されたヌクレオチド間リンケージを含む、請求項１～１０のいず
れか１項に記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項１２】
　前記非ヒト哺乳動物が、マウスまたはラットである、請求項１～１１のいずれか１項に
記載の二本鎖短干渉核酸分子。
【請求項１３】
　転写開始領域と、転写終止領域と、請求項１～９のいずれか１項に記載の少なくとも１
つの短干渉核酸分子をコードする核酸配列とを含み、
　前記核酸配列が、宿主細胞において短干渉核酸分子の発現および／または送達を可能に
する様式で前記開始領域に作動可能に連結する、転写ユニット。
【請求項１４】
　転写開始領域がドキシサイクリン制御プロモーターを含む、請求項１３に記載の転写ユ
ニット。
【請求項１５】
　請求項１３または１４に記載の転写ユニットを含む、発現ベクター。
【請求項１６】
　複製欠陥性で、多様性弱毒化レンチウイルスベクターである、請求項１５に記載の発現
ベクター。
【請求項１７】
　請求項１５または１６に記載のベクターにより改変された細胞。
【請求項１８】
　許容できる担体中に、請求項１～１２のいずれか1項に記載の少なくとも１つの短干渉
核酸分子または前記短干渉核酸分子をコードする請求項１５もしくは１６に記載の発現ベ
クターを含む、医薬組成物。
【請求項１９】
　ハンチントン病の予防または治療用医薬品の製造のための、請求項１～１２のいずれか
1項に記載の短干渉核酸分子または前記短干渉核酸分子をコードする請求項１５もしくは
１６に記載の発現ベクターの使用。
【請求項２０】
　げっ歯類モデルにおけるハンチントン病の研究のための、請求項１～１２のいずれか1
項に記載の短干渉核酸分子または前記短干渉核酸分子をコードする請求項１５もしくは１
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６に記載の発現ベクターの使用。
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