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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
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【手続補正書】
【提出日】令和2年7月13日(2020.7.13)
【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】
　非分裂細胞のゲノムに外来性ＤＮＡ配列を組み込む方法であって、該方法は、外来性Ｄ
ＮＡ配列と標的配列を含む標的構築物、標的配列に相同する相補鎖オリゴヌクレオチド、
及びヌクレアーゼに非分裂細胞を接触させる工程を含み、ここで、外来性ＤＮＡ配列は、
ゲノムと比較して少なくとも１つのヌクレオチドの差異を含み、標的配列はヌクレアーゼ
により認識される、方法。
【請求項２】
　外来性ＤＮＡ配列は非分裂細胞のゲノムにおける突然変異を修正する、ことを特徴とす
る請求項１に記載の方法。
【請求項３】
　外来性ＤＮＡ配列は非分裂細胞のゲノムにおける突然変異を引き起こす、ことを特徴と
する請求項１に記載の方法。
【請求項４】
　ヌクレアーゼは、ＣＲＩＳＰＲヌクレアーゼ、ＴＡＬＥＮ、ＤＮＡ誘導型ヌクレアーゼ
、メガヌクレアーゼ、及びジンクフィンガーヌクレアーゼからなる群から選択される、こ
とを特徴とする請求項１に記載の方法。
【請求項５】
　ヌクレアーゼは、Ｃａｓ９、Ｃｐｆ１、Ｃａｓ１２ｂ（Ｃ２ｃ１）、Ｃａｓ３、Ｃｓｆ
１、Ｃａｓ１３ａ（Ｃ２ｃ２）、Ｃａｓ１３ｂ（Ｃ２ｃ６）、及びＣ２ｃ３からなる群か
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ら選択されるＣＲＩＳＰＲヌクレアーゼである、ことを特徴とする請求項１に記載の方法
。
【請求項６】
　非分裂細胞は最終分化細胞あるいは静止期にある幹細胞を含む、ことを特徴とする請求
項１に記載の方法。
【請求項７】
　標的構築物、相補鎖オリゴヌクレオチド、及び、ヌクレアーゼをコードするポリヌクレ
オチドは、非ウイルスベクター又はウイルスベクターに含まれており、ならびに、ウイル
スベクターは、レンチウイルス、レトロウイルス、アデノウイルス、ならびにアデノ随伴
ウイルスからなる群から選択される、ことを特徴とする請求項１に記載の方法。
【請求項８】
　標的配列は、ヌクレアーゼによって特異的に切断される配列である、ことを特徴とする
請求項１に記載の方法。
【請求項９】
　非分裂細胞は、リンパ球、単球、好中球、好酸球、好塩基球、内皮細胞、上皮細胞、肝
細胞、骨細胞、血小板、脂肪細胞、心筋細胞、ニューロン、網膜細胞、平滑筋細胞、骨格
筋細胞、精母細胞、卵母細胞、及び膵臓β細胞のうち１つ以上から選択される、ことを特
徴とする請求項１に記載の方法。
【請求項１０】
　必要とする被験体の遺伝性疾患を処置する方法であって、ここで、遺伝性疾患は、野生
型遺伝子と比較して少なくとも１つの変更されたヌクレオチドを持つ突然変異遺伝子から
結果として生じ、前記方法は、野生型遺伝子又はその断片に相同するＤＮＡ配列と標的配
列とを含む標的構築物、標的配列に相同する相補鎖オリゴヌクレオチド、及びヌクレアー
ゼを含む組成物に、被験体の少なくとも１つの細胞を接触させる工程を含み、標的配列は
、突然変異遺伝子又はその突然変異断片が野生型遺伝子又はその断片と置き換えられるよ
うにヌクレアーゼによって認識される、方法。
【請求項１１】
　ヌクレアーゼは、ＣＲＩＳＰＲヌクレアーゼ、ＴＡＬＥＮ、ＤＮＡ誘導型ヌクレアーゼ
、メガヌクレアーゼ、及びジンクフィンガーヌクレアーゼから選択される、ことを特徴と
する請求項１０に記載の方法。
【請求項１２】
　ヌクレアーゼは、Ｃａｓ９、Ｃｐｆ１、Ｃａｓ１２ｂ（Ｃ２ｃ１）、Ｃａｓ３、Ｃｓｆ
１、Ｃａｓ１３ａ（Ｃ２ｃ２）、Ｃａｓ１３ｂ（Ｃ２ｃ６）、及びＣ２ｃ３からなる群か
ら選択されるＣＲＩＳＰＲヌクレアーゼである、ことを特徴とする請求項１０に記載の方
法。
【請求項１３】
　標的配列は、ヌクレアーゼによって特異的に切断される、ことを特徴とする請求項１０
に記載の方法。
【請求項１４】
　標的配列は、一旦、突然変異遺伝子又はその断片が正確な配向で野生型遺伝子又はその
断片と置き換えられると存在しなくなる、ことを特徴とする請求項１０に記載の方法。
【請求項１５】
　野生型遺伝子又はその断片に相同するＤＮＡ配列と標的配列とを含む標的構築物、標的
配列に相同する相補鎖オリゴヌクレオチド、及びヌクレアーゼを含む、組成物であって、
標的配列はヌクレアーゼにより認識される、組成物。
【請求項１６】
　ヌクレアーゼは、ＣＲＩＳＰＲヌクレアーゼ、ＴＡＬＥＮ、ＤＮＡ誘導型ヌクレアーゼ
、メガヌクレアーゼ、及びジンクフィンガーヌクレアーゼから選択される、ことを特徴と
する請求項１５に記載の組成物。
【請求項１７】
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　ヌクレアーゼは、Ｃａｓ９、Ｃｐｆ１、Ｃａｓ１２ｂ（Ｃ２ｃ１）、Ｃａｓ３、Ｃｓｆ
１、Ｃａｓ１３ａ（Ｃ２ｃ２）、Ｃａｓ１３ｂ（Ｃ２ｃ６）、及びＣ２ｃ３から選択され
るＣＲＩＳＰＲヌクレアーゼである、ことを特徴とする請求項１５に記載の組成物。
【請求項１８】
　標的構築物、相補鎖オリゴヌクレオチド、及び、ヌクレアーゼをコードするポリヌクレ
オチドは、非ウイルスベクター又はウイルスベクターに含まれており、ならびに、ウイル
スベクターは、レンチウイルス、レトロウイルス、アデノウイルス、及びアデノ随伴ウイ
ルスから選択される、ことを特徴とする請求項１５に記載の組成物。
【請求項１９】
　組成物は非分裂細胞を含む、ことを特徴とする請求項１５に記載の組成物。
【請求項２０】
　ＤＮＡ配列を改変する方法であって、該方法は、外来性ＤＮＡ配列と標的配列の１を超
えるコピーとを含む標的構築物、標的配列に相同する相補鎖オリゴヌクレオチド、及びヌ
クレアーゼに、ＤＮＡ配列を接触させる工程を含み、ここで、外来性ＤＮＡ配列は、ＤＮ
Ａ配列と比較して少なくとも１つのヌクレオチドの差異を含み、標的配列はヌクレアーゼ
により認識される、方法。
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