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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１部門第１区分
【発行日】令和2年9月24日(2020.9.24)

【公表番号】特表2019-524160(P2019-524160A)
【公表日】令和1年9月5日(2019.9.5)
【年通号数】公開・登録公報2019-036
【出願番号】特願2019-529315(P2019-529315)
【国際特許分類】
   Ｃ１２Ｑ   1/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/4375   (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/14     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  21/00     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/09     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ｃ１２Ｑ    1/02     ＺＮＡ　
   Ａ６１Ｋ   31/4375   　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/14     　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   21/00     　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/09     　　　Ｚ

【手続補正書】
【提出日】令和2年8月12日(2020.8.12)
【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】
　細胞中のリピートＤＮＡ配列の伸長を阻害するための医薬組成物であって、ナフチリジ
ン－アザキノロン（ＮＡ）を含む、医薬組成物。
【請求項２】
　前記医薬組成物がインビボで細胞と接触させられる、請求項１に記載の医薬組成物。
【請求項３】
　前記接触させる工程が複数回実施される、請求項１または２に記載の医薬組成物。
【請求項４】
　接触させる工程の前に、リピートＤＮＡ配列中のリピート数を決定する工程が実施され
る、請求項１から３のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項５】
　接触させる工程の後に、リピートＤＮＡ配列中のリピート数を決定する工程が実施され
る、請求項１から４のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項６】
　細胞が、リピートＤＮＡ配列中のリピート数に応じた量のＮＡと接触させられる、請求
項１から５のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項７】
　ＮＡが修飾されたＮＡである、請求項１から６のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項８】
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　個体のゲノム中のリピートＤＮＡ配列中のリピート数を低減するための医薬組成物であ
って、ナフチリジン－アザキノロン（ＮＡ）を含む、医薬組成物。
【請求項９】
　ＮＡが、罹患組織に直接投与される、請求項８に記載の医薬組成物。
【請求項１０】
　ＮＡが全身に投与される、請求項８に記載の医薬組成物。
【請求項１１】
　前記投与する工程が注射により行われる、請求項８、９または１０に記載の医薬組成物
。
【請求項１２】
　ＮＡが複数回投与される、請求項８から１１のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項１３】
　複数用量のＮＡが投与される、請求項８から１２のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項１４】
　投与する工程が複数回繰り返される、請求項８から１３のいずれか１項に記載の医薬組
成物。
【請求項１５】
　治療量のＮＡがリピート数に基づく、請求項８から１４のいずれか１項に記載の医薬組
成物。
【請求項１６】
　治療量のＮＡが約０．０１μＭから約１Ｍである、請求項８から１５のいずれか１項に
記載の医薬組成物。
【請求項１７】
　リピートＤＮＡ配列を有する個体が識別される、請求項８から１６のいずれか１項に記
載の医薬組成物。
【請求項１８】
　個体からの１以上の細胞中のリピート数が決定される、請求項８から１７のいずれか１
項に記載の医薬組成物。
【請求項１９】
　個体からの１以上の細胞中のリピート数がモニタリングされる、請求項８から１８のい
ずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項２０】
　ＮＡがそのインビボ安定性を増進するように修飾される、請求項８から１９のいずれか
１項に記載の医薬組成物。
【請求項２１】
　ＮＡがリポソーム又は頭蓋内ポンプを通じて送達される、請求項８から２０のいずれか
１項に記載の医薬組成物。
【請求項２２】
　リピートＤＮＡ配列の伸長によって引き起こされる個体中の疾患を治療または予防する
ための医薬組成物であって、ナフチリジン－アザキノロン（ＮＡ）を含む、医薬組成物。
【請求項２３】
　リピートＤＮＡ不安定性によって引き起こされる疾患を有する個体が識別される、請求
項２２に記載の医薬組成物。
【請求項２４】
　リピートＤＮＡ配列の伸長によって引き起こされる疾患が、ハンチントン病（ＨＤ）、
ハンチントン類縁疾患２型（ＨＤＬ２）、筋緊張性ジストロフィー（ＤＭ１）、脊髄小脳
失調症１型（ＳＣＡ１）、ＳＣＡ２、ＳＣＡ３、ＳＣＡ６、ＳＣＡ７、ＳＣＡ８、ＳＣＡ
１２、ＳＣＡ１７、球脊髄性筋萎縮症（ＳＢＭＡ）、歯状核赤核淡蒼球ルイ体萎縮症（Ｄ
ＲＰＬＡ）、フック角膜内皮ジストロフィー２（ＦＥＣＤ２）、統合失調症、双極性障害
（ＫＣＮＮ３）、乳がんリスク因子ＡｌＢ１からなる群から選択される、請求項２２また
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は２３に記載の医薬組成物。
【請求項２５】
　ＮＡがリピートＤＮＡ配列の伸長の前に投与される、請求項２２から２４のいずれか１
項に記載の医薬組成物。
【請求項２６】
　投与する工程がリピートＤＮＡ配列の伸長の前に起こる、請求項２２から２４のいずれ
か１項に記載の医薬組成物。
【請求項２７】
　ＮＡが誕生前に（子宮内で）個体に投与される、請求項２２から２６のいずれか１項に
記載の医薬組成物。
【請求項２８】
　ＮＡがリピートＤＮＡ配列の伸長に続いて個体に投与される、請求項２２から２４のい
ずれか１項に記載の医薬組成物。
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