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【手続補正書】
【提出日】令和3年4月28日(2021.4.28)
【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】
　iエキソンを含む成熟mRNA転写物を産生するための方法であって、プレ-mRNA転写物を式
(I)の化合物又はその形態と接触させることを含み、ここで、該プレ-mRNA転写物が2つの
エキソン及び1つのイントロンを含み、ここで、一方のエキソンが該イントロンの上流に
あり、かつ他方のエキソンが該イントロンの下流にあり、ここで、該イントロンが、5'か
ら3'の順に:第一の5'スプライス部位、第一の分岐点、第一の3'スプライス部位、内在性
のイントロン内スプライシングモディファイヤー認識エレメント(iREMS)、第二の分岐点
、及び第二の3'スプライス部位を含み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2)
を含み、ここで、rがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドであり、
ここで、該プレ-mRNA転写物が、
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【化１】

から選択される遺伝子のプレ-mRNA転写物であり、かつここで、式(I)が:
【化２】

(式中:
　w1及びw5は、独立に、C-Ra又はNであり;
　w2はC-Rb又はNであり;
　w3、w4、及びw7は、独立に、C-R1、C-R2、C-Ra、又はNであり;
　w6は、C-R1、C-R2、C-Rc、又はNであり;
　ここで、w3、w4、w6、及びw7のうちの1つはC-R1であり、かつw3、w4、w6、及びw7のう
ちのもう1つはC-R2であり、
　ただし、
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　w3がC-R1である場合、w6はC-R2であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w3がC-R2である場合、w6はC-R1であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w4がC-R1である場合、w7はC-R2であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであるか;又は
　w4がC-R2である場合、w7はC-R1であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであり;かつ
　ここで、w1、w2、w3、w4、w5、w6、及びw7のうちのいずれか1つ、2つ、又は3つは、任
意にNであってもよく;
　R1は、C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、C1-8
アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アル
コキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミ
ノ-C1-8アルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-C1-8アルキ
ル-アミノ-C1-8アルキル、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-
アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ
、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-
アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、(C1-8アルキル)2-
アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)
アミノ、アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1
-8アルキル)アミノ-C1-8アルコキシ、アミノ-C2-8アルケニル、C1-8アルキル-アミノ-C2-
8アルケニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルケニル、アミノ-C2-8アルキニル、C1-8
アルキル-アミノ-C2-8アルキニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルキニル、ハロ-C1-8
アルキル-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロ
キシ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8ア
ルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキ
ル)アミノ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ-C1-8アルコキシ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-ア
ミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル-アミノ、
[(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、[(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシ
クリル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-C1-8アルコキシ、ヘテロシクリ
ル-アミノ、(ヘテロシクリル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-アミノ-C1-8アル
キル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ
、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-C1-8アルキル
-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテ
ロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-オキシ
、ヘテロシクリル-カルボニル、ヘテロシクリル-カルボニル-オキシ、C3-14シクロアルキ
ル、アリール-C1-8アルキル-アミノ、(アリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(アリール-C1-
8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(アリ
ール-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(アリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ-C1-8アルキル、ヘテロアリール、ヘテロアリール-C1-8アルキル、ヘテロアリール-C



(6) JP 2019-535789 A5 2021.6.17

1-8アルコキシ、ヘテロアリール-アミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテ
ロアリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロアリール-C1-8アル
キル)2-アミノ-C1-8アルキル、又は(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミ
ノ-C1-8アルキルであり;
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、もしくは3つのR3置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR4
置換基で任意に置換されているか;又は
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、3つ、もしくは4つのR3置換基で任意に置換されており;
　R2は、アリール、アリール-アミノ、アリール-アミノ-カルボニル、ヘテロシクリル、
ヘテロアリール、又はヘテロアリール-アミノであり;
　ここで、各々の場合のアリール、ヘテロシクリル、及びヘテロアリールは、1つ、2つ、
又は3つのR6置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR7置換基で任意に置換されてお
り;
　Raは、各々の場合に独立に、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素から選択され
;
　Rbは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、又は重水素であり;
　Rcは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素であり;
　R3は、各々の場合に独立に、シアノ、ハロゲン、ヒドロキシ、オキソ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-カルボニル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ
、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-カルボニル、アミノ、C1-8アルキル-
アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミノ-C1-8ア
ルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-アミノ、C1-8ア
ルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(
C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル]

2-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、[(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ
、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、C1-8アルキル-カルボニル-アミノ、C1-8アルコキシ-カルボニル-アミノ、
ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8
アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、又は(ヒドロキシ-C1-8アルキル
)(C1-8アルキル)アミノから選択され;
　R4は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-C1-8アルキル、C3-14シクロアルキ
ル-アミノ、アリール-C1-8アルキル、アリール-C1-8アルコキシ-カルボニル、アリール-
スルホニルオキシ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル、又はヘテロシクリル-C1-8アルキルで
あり;ここで、各々の場合のC3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロシクリルは、1
つ、2つ、又は3つのR5置換基で任意に置換されており;
　R5は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ、アミノ、C1-8アルキル-ア
ミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;
　R6は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
C2-8アルケニル、ハロ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ
-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8
アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;かつ
　R7は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-オキシ、アリール、ヘテロシクリ
ル、又はヘテロアリールである)
である、前記方法。
【請求項２】
　プレ-mRNA転写物によって産生される成熟mRNA転写物の量を調節するための方法であっ
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て、該プレ-mRNA転写物を式(I)の化合物又はその形態と接触させることを含み、ここで、
該プレ-mRNA転写物が2つのエキソン及び1つのイントロンを含み、ここで、一方のエキソ
ンが該イントロンの上流にあり、かつ他方のエキソンが該イントロンの下流にあり、ここ
で、該イントロンが、5'から3'の順に:内在性のイントロン内スプライシングモディファ
イヤー認識エレメント(iREMS)、第一の分岐点、及び第一の3'スプライス部位を含むRNAヌ
クレオチド配列を含み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2)を含み、ここで
、rがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドであり、ここで、該プレ
-mRNA転写物が、
【化３】
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から選択される遺伝子のプレ-mRNA転写物であり、かつここで、式(I)が:
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【化４】

(式中:
　w1及びw5は、独立に、C-Ra又はNであり;
　w2はC-Rb又はNであり;
　w3、w4、及びw7は、独立に、C-R1、C-R2、C-Ra、又はNであり;
　w6は、C-R1、C-R2、C-Rc、又はNであり;
　ここで、w3、w4、w6、及びw7のうちの1つはC-R1であり、かつw3、w4、w6、及びw7のう
ちのもう1つはC-R2であり、ただし、
　w3がC-R1である場合、w6はC-R2であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w3がC-R2である場合、w6はC-R1であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w4がC-R1である場合、w7はC-R2であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであるか;又は
　w4がC-R2である場合、w7はC-R1であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであり;かつ
　ここで、w1、w2、w3、w4、w5、w6、及びw7のうちのいずれか1つ、2つ、又は3つは、任
意にNであってもよく;
　R1は、C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、C1-8
アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アル
コキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミ
ノ-C1-8アルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-C1-8アルキ
ル-アミノ-C1-8アルキル、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-
アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ
、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-
アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、(C1-8アルキル)2-
アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)
アミノ、アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1
-8アルキル)アミノ-C1-8アルコキシ、アミノ-C2-8アルケニル、C1-8アルキル-アミノ-C2-
8アルケニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルケニル、アミノ-C2-8アルキニル、C1-8
アルキル-アミノ-C2-8アルキニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルキニル、ハロ-C1-8
アルキル-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロ
キシ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8ア
ルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキ
ル)アミノ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ-C1-8アルコキシ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒド
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ロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-ア
ミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル-アミノ、
[(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、[(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシ
クリル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-C1-8アルコキシ、ヘテロシクリ
ル-アミノ、(ヘテロシクリル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-アミノ-C1-8アル
キル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ
、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-C1-8アルキル
-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテ
ロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-オキシ
、ヘテロシクリル-カルボニル、ヘテロシクリル-カルボニル-オキシ、C3-14シクロアルキ
ル、アリール-C1-8アルキル-アミノ、(アリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(アリール-C1-
8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(アリ
ール-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(アリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ-C1-8アルキル、ヘテロアリール、ヘテロアリール-C1-8アルキル、ヘテロアリール-C

1-8アルコキシ、ヘテロアリール-アミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテ
ロアリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロアリール-C1-8アル
キル)2-アミノ-C1-8アルキル、又は(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミ
ノ-C1-8アルキルであり;
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、もしくは3つのR3置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR4
置換基で任意に置換されているか;又は
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、3つ、もしくは4つのR3置換基で任意に置換されており;
　R2は、アリール、アリール-アミノ、アリール-アミノ-カルボニル、ヘテロシクリル、
ヘテロアリール、又はヘテロアリール-アミノであり;
　ここで、各々の場合のアリール、ヘテロシクリル、及びヘテロアリールは、1つ、2つ、
又は3つのR6置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR7置換基で任意に置換されてお
り;
　Raは、各々の場合に独立に、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素から選択され
;
　Rbは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、又は重水素であり;
　Rcは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素であり;
　R3は、各々の場合に独立に、シアノ、ハロゲン、ヒドロキシ、オキソ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-カルボニル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ
、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-カルボニル、アミノ、C1-8アルキル-
アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミノ-C1-8ア
ルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-アミノ、C1-8ア
ルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(
C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル]

2-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、[(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ
、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、C1-8アルキル-カルボニル-アミノ、C1-8アルコキシ-カルボニル-アミノ、
ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8
アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、又は(ヒドロキシ-C1-8アルキル
)(C1-8アルキル)アミノから選択され;
　R4は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-C1-8アルキル、C3-14シクロアルキ
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ル-アミノ、アリール-C1-8アルキル、アリール-C1-8アルコキシ-カルボニル、アリール-
スルホニルオキシ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル、又はヘテロシクリル-C1-8アルキルで
あり;ここで、各々の場合のC3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロシクリルは、1
つ、2つ、又は3つのR5置換基で任意に置換されており;
　R5は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ、アミノ、C1-8アルキル-ア
ミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;
　R6は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
C2-8アルケニル、ハロ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ
-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8
アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;かつ
　R7は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-オキシ、アリール、ヘテロシクリ
ル、又はヘテロアリールである)
である、前記方法。
【請求項３】
　前記イントロンが、前記iREMSの上流に第一の5'スプライス部位、第二の分岐点、及び
第二の3'スプライス部位をさらに含む、請求項2記載の方法。
【請求項４】
　iエキソンを含む成熟mRNA転写物を産生するための方法であって、プレ-mRNA転写物を式
(I)の化合物又はその形態と接触させることを含み、ここで、該プレ-mRNA転写物が2つの
エキソン及び1つのイントロンを含み、ここで、一方のエキソンが該イントロンの上流に
あり、かつ他方のエキソンが該イントロンの下流にあり、ここで、該イントロンが、5'か
ら3'の順に:第一の5'スプライス部位、第一の分岐点、第一の3'スプライス部位、非内在
性のイントロン内スプライシングモディファイヤー認識エレメント(iREMS)、第二の分岐
点、及び第二の3'スプライス部位を含み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2
)を含み、ここで、rがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドであり
、かつここで、式(I)が:
【化５】

(式中:
　w1及びw5は、独立に、C-Ra又はNであり;
　w2はC-Rb又はNであり;
　w3、w4、及びw7は、独立に、C-R1、C-R2、C-Ra、又はNであり;
　w6は、C-R1、C-R2、C-Rc、又はNであり;
　ここで、w3、w4、w6、及びw7のうちの1つはC-R1であり、かつw3、w4、w6、及びw7のう
ちのもう1つはC-R2であり、ただし、
　w3がC-R1である場合、w6はC-R2であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w3がC-R2である場合、w6はC-R1であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w4がC-R1である場合、w7はC-R2であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであるか;又は
　w4がC-R2である場合、w7はC-R1であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであり;かつ
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　ここで、w1、w2、w3、w4、w5、w6、及びw7のうちのいずれか1つ、2つ、又は3つは、任
意にNであってもよく;
　R1は、C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、C1-8
アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アル
コキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミ
ノ-C1-8アルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-C1-8アルキ
ル-アミノ-C1-8アルキル、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-
アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ
、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-
アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、(C1-8アルキル)2-
アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)
アミノ、アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1
-8アルキル)アミノ-C1-8アルコキシ、アミノ-C2-8アルケニル、C1-8アルキル-アミノ-C2-
8アルケニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルケニル、アミノ-C2-8アルキニル、C1-8
アルキル-アミノ-C2-8アルキニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルキニル、ハロ-C1-8
アルキル-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロ
キシ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8ア
ルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキ
ル)アミノ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ-C1-8アルコキシ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-ア
ミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル-アミノ、
[(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、[(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシ
クリル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-C1-8アルコキシ、ヘテロシクリ
ル-アミノ、(ヘテロシクリル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-アミノ-C1-8アル
キル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ
、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-C1-8アルキル
-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテ
ロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-オキシ
、ヘテロシクリル-カルボニル、ヘテロシクリル-カルボニル-オキシ、C3-14シクロアルキ
ル、アリール-C1-8アルキル-アミノ、(アリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(アリール-C1-
8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(アリ
ール-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(アリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ-C1-8アルキル、ヘテロアリール、ヘテロアリール-C1-8アルキル、ヘテロアリール-C

1-8アルコキシ、ヘテロアリール-アミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテ
ロアリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロアリール-C1-8アル
キル)2-アミノ-C1-8アルキル、又は(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミ
ノ-C1-8アルキルであり;
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、もしくは3つのR3置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR4
置換基で任意に置換されているか;又は
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　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、3つ、もしくは4つのR3置換基で任意に置換されており;
　R2は、アリール、アリール-アミノ、アリール-アミノ-カルボニル、ヘテロシクリル、
ヘテロアリール、又はヘテロアリール-アミノであり;
　ここで、各々の場合のアリール、ヘテロシクリル、及びヘテロアリールは、1つ、2つ、
又は3つのR6置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR7置換基で任意に置換されてお
り;
　Raは、各々の場合に独立に、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素から選択され
;
　Rbは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、又は重水素であり;
　Rcは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素であり;
　R3は、各々の場合に独立に、シアノ、ハロゲン、ヒドロキシ、オキソ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-カルボニル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ
、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-カルボニル、アミノ、C1-8アルキル-
アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミノ-C1-8ア
ルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-アミノ、C1-8ア
ルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(
C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル]

2-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、[(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ
、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、C1-8アルキル-カルボニル-アミノ、C1-8アルコキシ-カルボニル-アミノ、
ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8
アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、又は(ヒドロキシ-C1-8アルキル
)(C1-8アルキル)アミノから選択され;
　R4は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-C1-8アルキル、C3-14シクロアルキ
ル-アミノ、アリール-C1-8アルキル、アリール-C1-8アルコキシ-カルボニル、アリール-
スルホニルオキシ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル、又はヘテロシクリル-C1-8アルキルで
あり;ここで、各々の場合のC3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロシクリルは、1
つ、2つ、又は3つのR5置換基で任意に置換されており;
　R5は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ、アミノ、C1-8アルキル-ア
ミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;
　R6は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
C2-8アルケニル、ハロ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ
-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8
アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;かつ
　R7は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-オキシ、アリール、ヘテロシクリ
ル、又はヘテロアリールである)
である、前記方法。
【請求項５】
　プレ-mRNA転写物によって産生される成熟mRNA転写物の量を調節するための方法であっ
て、該プレ-mRNA転写物を式(I)の化合物又はその形態と接触させることを含み、ここで、
該プレ-mRNA転写物が2つのエキソン及び1つのイントロンを含み、ここで、一方のエキソ
ンが該イントロンの上流にあり、かつ他方のエキソンが該イントロンの下流にあり、ここ
で、該イントロンが、5'から3'の順に:非内在性のイントロン内スプライシングモディフ
ァイヤー認識エレメント(iREMS)、第一の分岐点、及び第一の3'スプライス部位を含むRNA
ヌクレオチド配列を含み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2)を含み、ここ
で、rがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドであり、かつここで、
式(I)が:
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【化６】

(式中:
　w1及びw5は、独立に、C-Ra又はNであり;
　w2はC-Rb又はNであり;
　w3、w4、及びw7は、独立に、C-R1、C-R2、C-Ra、又はNであり;
　w6は、C-R1、C-R2、C-Rc、又はNであり;
　ここで、w3、w4、w6、及びw7のうちの1つはC-R1であり、かつw3、w4、w6、及びw7のう
ちのもう1つはC-R2であり、ただし、
　w3がC-R1である場合、w6はC-R2であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w3がC-R2である場合、w6はC-R1であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w4がC-R1である場合、w7はC-R2であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであるか;又は
　w4がC-R2である場合、w7はC-R1であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであり;かつ
　ここで、w1、w2、w3、w4、w5、w6、及びw7のうちのいずれか1つ、2つ、又は3つは、任
意にNであってもよく;
　R1は、C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、C1-8
アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アル
コキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミ
ノ-C1-8アルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-C1-8アルキ
ル-アミノ-C1-8アルキル、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-
アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ
、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-
アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、(C1-8アルキル)2-
アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)
アミノ、アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1
-8アルキル)アミノ-C1-8アルコキシ、アミノ-C2-8アルケニル、C1-8アルキル-アミノ-C2-
8アルケニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルケニル、アミノ-C2-8アルキニル、C1-8
アルキル-アミノ-C2-8アルキニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルキニル、ハロ-C1-8
アルキル-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロ
キシ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8ア
ルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキ
ル)アミノ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ-C1-8アルコキシ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-ア
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ミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル-アミノ、
[(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、[(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシ
クリル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-C1-8アルコキシ、ヘテロシクリ
ル-アミノ、(ヘテロシクリル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-アミノ-C1-8アル
キル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ
、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-C1-8アルキル
-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテ
ロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-オキシ
、ヘテロシクリル-カルボニル、ヘテロシクリル-カルボニル-オキシ、C3-14シクロアルキ
ル、アリール-C1-8アルキル-アミノ、(アリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(アリール-C1-
8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(アリ
ール-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(アリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ-C1-8アルキル、ヘテロアリール、ヘテロアリール-C1-8アルキル、ヘテロアリール-C

1-8アルコキシ、ヘテロアリール-アミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテ
ロアリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロアリール-C1-8アル
キル)2-アミノ-C1-8アルキル、又は(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミ
ノ-C1-8アルキルであり;
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、もしくは3つのR3置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR4
置換基で任意に置換されているか;又は
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、3つ、もしくは4つのR3置換基で任意に置換されており;
　R2は、アリール、アリール-アミノ、アリール-アミノ-カルボニル、ヘテロシクリル、
ヘテロアリール、又はヘテロアリール-アミノであり;
　ここで、各々の場合のアリール、ヘテロシクリル、及びヘテロアリールは、1つ、2つ、
又は3つのR6置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR7置換基で任意に置換されてお
り;
　Raは、各々の場合に独立に、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素から選択され
;
　Rbは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、又は重水素であり;
　Rcは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素であり;
　R3は、各々の場合に独立に、シアノ、ハロゲン、ヒドロキシ、オキソ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-カルボニル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ
、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-カルボニル、アミノ、C1-8アルキル-
アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミノ-C1-8ア
ルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-アミノ、C1-8ア
ルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(
C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル]

2-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、[(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ
、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、C1-8アルキル-カルボニル-アミノ、C1-8アルコキシ-カルボニル-アミノ、
ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8
アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、又は(ヒドロキシ-C1-8アルキル
)(C1-8アルキル)アミノから選択され;
　R4は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-C1-8アルキル、C3-14シクロアルキ
ル-アミノ、アリール-C1-8アルキル、アリール-C1-8アルコキシ-カルボニル、アリール-
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スルホニルオキシ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル、又はヘテロシクリル-C1-8アルキルで
あり;ここで、各々の場合のC3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロシクリルは、1
つ、2つ、又は3つのR5置換基で任意に置換されており;
　R5は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ、アミノ、C1-8アルキル-ア
ミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;
　R6は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
C2-8アルケニル、ハロ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ
-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8
アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;かつ
　R7は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-オキシ、アリール、ヘテロシクリ
ル、又はヘテロアリールである)
である、前記方法。
【請求項６】
　前記iREMSがRNA配列GAguraguを含み、ここで、rがアデニン又はグアニンである、請求
項1～5のいずれか一項記載の方法。
【請求項７】
　前記iREMSがRNA配列NNGAgurngn(配列番号1)を含み、ここで、rがアデニン又はグアニン
であり、かつn又はNが任意のヌクレオチドである、請求項1～5のいずれか一項記載の方法
。
【請求項８】
　前記RNA配列NNGAgurngn(配列番号1)が、
【化７】

からなる群から選択され、ここで、rがアデニン又はグアニンであり、かつn又はNが任意
のヌクレオチドである、請求項7記載の方法。
【請求項９】
　前記iREMSがRNA配列NNGAguragu(配列番号3862)を含み、ここで、rがアデニン又はグア
ニンであり、かつNが任意のヌクレオチドである、請求項1～5のいずれか一項記載の方法
。
【請求項１０】
　前記RNA配列NNGAguragu(配列番号3862)が、
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【化８】

からなる群から選択され、ここで、rがアデニン又はグアニンであり、かつNが任意のヌク
レオチドである、請求項9記載の方法。
【請求項１１】
　(a) エキソン及び1以上のイントロンを含むRNA配列であって、少なくとも1つのイント
ロンが分岐点及び3'スプライス部位の下流にあるiREMSを含み、ここで、該iREMSが配列GA
gurngn(配列番号2)を含み、ここで、rがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌ
クレオチドである、前記RNA配列;
　(b) 2つのエキソン及び1つのイントロンを含むRNA配列であって、一方のエキソンが該
イントロンの上流にあり、かつ他方のエキソンが該イントロンの下流にあり、ここで、該
イントロンのRNAヌクレオチド配列が、5'から3'の順に:第一の5'スプライス部位、第一の
分岐点、第一の3'スプライス部位、iREMS、第二の分岐点、及び第二の3'スプライス部位
を含み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2)を含み、ここで、rがアデニン又
はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドである、前記RNA配列;
　(c) 2つのエキソン及び1つのイントロンを含むRNA配列であって、一方のエキソンが該
イントロンの上流にあり、かつ他方のエキソンが該イントロンの下流にあり、ここで、該
イントロンのRNAヌクレオチド配列が、5'から3'の順に: iREMS、第一の分岐点、及び第一
の3'スプライス部位を含み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2)を含み、こ
こで、rがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドである、前記RNA配
列;
　(d) 3つのエキソン及び2つのイントロンを含むRNA配列であって、第一のエキソンが第
一のイントロン、第二のエキソン、第二のイントロン、及び第三のエキソンの上流にあり
、該第一のイントロンが該第二のエキソン、該第二のイントロン、及び該第三のエキソン
の上流にあり、ここで、該第二のイントロンが該第三のエキソンの上流にあり、ここで、
該第一のイントロンのRNA配列が5'から3'の順に: 第一の5'スプライス部位、第一の分岐
点、第一の3'スプライス部位を含み、かつ該第二のイントロンのRNA配列が、5'から3'の
順に:第二の5'スプライス部位、iREMS、第二の分岐点、及び第二の3'スプライス部位を含
み、ここで、該iREMSがRNA配列GAgurngn(配列番号2)を含み、ここで、rがアデニン又はグ
アニンであり、かつnが任意のヌクレオチドである、前記RNA配列;
　(e) エキソン及び1以上のイントロンをコードするDNA配列であって、少なくとも1つの
イントロンをコードするヌクレオチド配列が、分岐点をコードするヌクレオチド配列及び
3'スプライス部位をコードするヌクレオチド配列の下流にあるiREMSをコードするヌクレ
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オチド配列を含み、ここで、該iREMSがDNA配列GAgtrngn（配列番号4）を含むヌクレオチ
ド配列によってコードされ、ここでrがアデニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌク
レオチドである、前記DNA配列;
　(f) 2つのエキソン及び1つのイントロンをコードするDNA配列であって、一方のエキソ
ンをコードするヌクレオチド配列が該イントロンをコードするヌクレオチド配列の上流に
あり、かつ他方のエキソンをコードするヌクレオチド配列が該イントロンをコードするヌ
クレオチド配列の下流にあり、ここで、該イントロンをコードするヌクレオチド配列が、
5'から3'の順に:第一の5'スプライス部位をコードするヌクレオチド配列、第一の分岐点
をコードするヌクレオチド配列、第一の3'スプライス部位をコードするヌクレオチド配列
、iREMSをコードするヌクレオチド配列、第二の分岐点をコードするヌクレオチド配列、
及び第二の3'スプライス部位をコードするヌクレオチド配列を含み、ここで、該iREMSがD
NA配列GAgtrngn（配列番号4）を含むヌクレオチド配列によってコードされ、ここでrがア
デニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドである、前記DNA配列;
　(g) 2つのエキソン及び1つのイントロンをコードするDNA配列であって、一方のエキソ
ンをコードするヌクレオチド配列が該イントロンをコードするヌクレオチド配列の上流に
あり、かつ他方のエキソンをコードするヌクレオチド配列が、該イントロンの下流にあり
、ここで、該イントロンをコードするヌクレオチド配列が、5'から3'の順に: iREMSをコ
ードするヌクレオチド配列、分岐点をコードするヌクレオチド配列、及び3'スプライス部
位をコードするヌクレオチド配列を含み、ここで、該iREMSがDNA配列GAgtrngn（配列番号
4）を含むヌクレオチド配列によってコードされ、ここでrがアデニン又はグアニンであり
、かつnが任意のヌクレオチドである、前記DNA配列;又は
　(h) 3つのエキソン及び2つのイントロンをコードするDNA配列であって、第一のエキソ
ンをコードするヌクレオチド配列が第一のイントロンをコードするヌクレオチド配列、第
二のエキソンをコードするヌクレオチド配列、第二のイントロンをコードするヌクレオチ
ド配列、及び第三のエキソンをコードするヌクレオチド配列の上流にあり、該第一のイン
トロンをコードするヌクレオチド配列が、該第二のエキソンをコードするヌクレオチド配
列、該第二のイントロンをコードするヌクレオチド配列、及び該第三のエキソンをコード
するヌクレオチド配列の上流にあり、該第二のイントロンをコードするヌクレオチド配列
が、該第三のエキソンをコードするヌクレオチド配列の上流にあり、該第一のイントロン
をコードするヌクレオチド配列が、5'から3'の順に:第一の5'スプライス部位をコードす
るヌクレオチド配列、第一の分岐点をコードするヌクレオチド配列、第一の3'スプライス
部位をコードするヌクレオチド配列を含み、かつ該第二のイントロンをコードするヌクレ
オチド配列が、5'から3'の順に:第二の5'スプライス部位をコードするヌクレオチド配列
、iREMSをコードするヌクレオチド配列、第二の分岐点をコードするヌクレオチド配列、
及び第二の3'スプライス部位をコードするヌクレオチド配列を含み、ここで、該iREMSがD
NA配列GAgtrngn（配列番号4）を含むヌクレオチド配列によってコードされ、ここでrがア
デニン又はグアニンであり、かつnが任意のヌクレオチドである、前記DNA配列、
を含む、人工遺伝子構築物。
【請求項１２】
　前記人工遺伝子構築物が、プロモーター、ポリ(A)部位、転写終結部位、及び転写結合
部位をさらに含む、請求項11記載の人工遺伝子構築物。
【請求項１３】
　前記DNA配列中のREMSが、配列NNGAgtrngn(配列番号3)を含み、ここで、rはA又はGであ
り、かつn又はNは任意のヌクレオチドである、請求項11又は12記載の人工遺伝子構築物。
【請求項１４】
　前記RNA配列中のREMSは、配列NNGAgurngn(配列番号1)を含み、ここで、rはA又はGであ
り、かつn又はNは任意のヌクレオチドである、請求項11～13のいずれか一項記載の人工遺
伝子構築物。
【請求項１５】
　前記プレ-mRNA転写物が細胞又は該細胞の溶解物中にあり、かつ前記方法が該細胞又は
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細胞溶解物を前記化合物と接触させることを含む、請求項1～10のいずれか一項記載の方
法。
【請求項１６】
　前記成熟mRNA転写物の産生の調節が、該成熟mRNA転写物から翻訳され、かつ前記細胞又
は該細胞の溶解物中で産生されるタンパク質の量及び/又は種類を調節する、請求項15記
載の方法。
【請求項１７】
　前記プレ-mRNA転写物が検出可能なレポータータンパク質をコードする、請求項1～10、
15、又は16のいずれか一項記載の方法。
【請求項１８】
　遺伝子療法のための方法における使用のための、請求項11～14のいずれか一項記載の人
工遺伝子構築物であって、該使用が、ヒト対象に該人工遺伝子構築物又は該人工遺伝子構
築物を含むベクターを投与することを含む、前記人工遺伝子構築物。
【請求項１９】
　前記使用が、ヒト対象に前記人工遺伝子構築物又は該人工遺伝子構築物を含むベクター
がトランスフェクトされ、又は形質導入された細胞を投与することを含む、請求項11～14
のいずれか一項記載の使用のための人工遺伝子構築物。
【請求項２０】
　前記使用が、前記対象に、式(I)の化合物又はその形態を投与することをさらに含み：
　式(I)が、
【化９】

(式中:
　w1及びw5は、独立に、C-Ra又はNであり;
　w2はC-Rb又はNであり;
　w3、w4、及びw7は、独立に、C-R1、C-R2、C-Ra、又はNであり;
　w6は、C-R1、C-R2、C-Rc、又はNであり;
　ここで、w3、w4、w6、及びw7のうちの1つはC-R1であり、かつw3、w4、w6、及びw7のう
ちのもう1つはC-R2であり、ただし、
　w3がC-R1である場合、w6はC-R2であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w3がC-R2である場合、w6はC-R1であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w4がC-R1である場合、w7はC-R2であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであるか;又は
　w4がC-R2である場合、w7はC-R1であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであり;かつ
　ここで、w1、w2、w3、w4、w5、w6、及びw7のうちのいずれか1つ、2つ、又は3つは、任
意にNであってもよく;
　R1は、C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、C1-8
アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アル
コキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミ
ノ-C1-8アルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-C1-8アルキ
ル-アミノ-C1-8アルキル、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(C1-
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8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-
アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ
、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-
アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、(C1-8アルキル)2-
アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)
アミノ、アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1
-8アルキル)アミノ-C1-8アルコキシ、アミノ-C2-8アルケニル、C1-8アルキル-アミノ-C2-
8アルケニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルケニル、アミノ-C2-8アルキニル、C1-8
アルキル-アミノ-C2-8アルキニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルキニル、ハロ-C1-8
アルキル-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロ
キシ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8ア
ルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキ
ル)アミノ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ-C1-8アルコキシ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-ア
ミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル-アミノ、
[(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、[(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシ
クリル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-C1-8アルコキシ、ヘテロシクリ
ル-アミノ、(ヘテロシクリル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-アミノ-C1-8アル
キル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ
、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-C1-8アルキル
-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテ
ロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-オキシ
、ヘテロシクリル-カルボニル、ヘテロシクリル-カルボニル-オキシ、C3-14シクロアルキ
ル、アリール-C1-8アルキル-アミノ、(アリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(アリール-C1-
8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(アリ
ール-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(アリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ-C1-8アルキル、ヘテロアリール、ヘテロアリール-C1-8アルキル、ヘテロアリール-C

1-8アルコキシ、ヘテロアリール-アミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテ
ロアリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロアリール-C1-8アル
キル)2-アミノ-C1-8アルキル、又は(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミ
ノ-C1-8アルキルであり;
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、もしくは3つのR3置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR4
置換基で任意に置換されているか;又は
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、3つ、もしくは4つのR3置換基で任意に置換されており;
　R2は、アリール、アリール-アミノ、アリール-アミノ-カルボニル、ヘテロシクリル、
ヘテロアリール、又はヘテロアリール-アミノであり;
　ここで、各々の場合のアリール、ヘテロシクリル、及びヘテロアリールは、1つ、2つ、
又は3つのR6置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR7置換基で任意に置換されてお
り;
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　Raは、各々の場合に独立に、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素から選択され
;
　Rbは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、又は重水素であり;
　Rcは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素であり;
　R3は、各々の場合に独立に、シアノ、ハロゲン、ヒドロキシ、オキソ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-カルボニル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ
、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-カルボニル、アミノ、C1-8アルキル-
アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミノ-C1-8ア
ルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-アミノ、C1-8ア
ルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(
C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル]

2-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、[(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ
、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、C1-8アルキル-カルボニル-アミノ、C1-8アルコキシ-カルボニル-アミノ、
ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8
アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、又は(ヒドロキシ-C1-8アルキル
)(C1-8アルキル)アミノから選択され;
　R4は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-C1-8アルキル、C3-14シクロアルキ
ル-アミノ、アリール-C1-8アルキル、アリール-C1-8アルコキシ-カルボニル、アリール-
スルホニルオキシ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル、又はヘテロシクリル-C1-8アルキルで
あり;ここで、各々の場合のC3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロシクリルは、1
つ、2つ、又は3つのR5置換基で任意に置換されており;
　R5は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ、アミノ、C1-8アルキル-ア
ミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;
　R6は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
C2-8アルケニル、ハロ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ
-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8
アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;かつ
　R7は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-オキシ、アリール、ヘテロシクリ
ル、又はヘテロアリールである)
である、請求項18又は19記載の使用のための人工遺伝子構築物。
【請求項２１】
　ヒト対象によって産生される機能的タンパク質の量を調節するための方法における使用
のための、請求項11～14のいずれか一項記載の人工遺伝子構築物であって、該使用が：
　(a) 該対象に該人工遺伝子構築物又は該人工遺伝子構築物を含むベクターを投与するこ
と；及び
　(b) 該対象に式(I)の化合物又はその形態を投与すること、を含み、ここで、式（I）が
：
【化１０】

(式中:
　w1及びw5は、独立に、C-Ra又はNであり;
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　w2はC-Rb又はNであり;
　w3、w4、及びw7は、独立に、C-R1、C-R2、C-Ra、又はNであり;
　w6は、C-R1、C-R2、C-Rc、又はNであり;
　ここで、w3、w4、w6、及びw7のうちの1つはC-R1であり、かつw3、w4、w6、及びw7のう
ちのもう1つはC-R2であり、ただし、
　w3がC-R1である場合、w6はC-R2であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w3がC-R2である場合、w6はC-R1であり、かつw4及びw7は、独立に、C-RaもしくはNであ
るか;又は
　w4がC-R1である場合、w7はC-R2であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであるか;又は
　w4がC-R2である場合、w7はC-R1であり、w3はC-RaもしくはNであり、かつw6はC-Rcもし
くはNであり;かつ
　ここで、w1、w2、w3、w4、w5、w6、及びw7のうちのいずれか1つ、2つ、又は3つは、任
意にNであってもよく;
　R1は、C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、C1-8
アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アル
コキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミ
ノ-C1-8アルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-C1-8アルキ
ル-アミノ-C1-8アルキル、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-
アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ
、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-
アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、(C1-8アルキル)2-
アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)
アミノ、アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、C1-
8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1
-8アルキル)アミノ-C1-8アルコキシ、アミノ-C2-8アルケニル、C1-8アルキル-アミノ-C2-
8アルケニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルケニル、アミノ-C2-8アルキニル、C1-8
アルキル-アミノ-C2-8アルキニル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C2-8アルキニル、ハロ-C1-8
アルキル-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ハロ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロ
キシ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8ア
ルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキ
ル)アミノ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルコキシ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)
アミノ-C1-8アルコキシ、ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒド
ロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-ア
ミノ-C1-8アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル-アミノ、
[(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、[(ヒドロキ
シ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシ
クリル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-C1-8アルコキシ、ヘテロシクリ
ル-アミノ、(ヘテロシクリル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-アミノ-C1-8アル
キル、ヘテロシクリル-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ
、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、ヘテロシクリル-C1-8アルキル
-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロシクリル-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテ
ロシクリル-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル-オキシ
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、ヘテロシクリル-カルボニル、ヘテロシクリル-カルボニル-オキシ、C3-14シクロアルキ
ル、アリール-C1-8アルキル-アミノ、(アリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(アリール-C1-
8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、アリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(アリ
ール-C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、(アリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ-C1-8アルキル、ヘテロアリール、ヘテロアリール-C1-8アルキル、ヘテロアリール-C

1-8アルコキシ、ヘテロアリール-アミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ、(ヘテ
ロアリール-C1-8アルキル)2-アミノ、(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)ア
ミノ、ヘテロアリール-C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル、(ヘテロアリール-C1-8アル
キル)2-アミノ-C1-8アルキル、又は(ヘテロアリール-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミ
ノ-C1-8アルキルであり;
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、もしくは3つのR3置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR4
置換基で任意に置換されているか;又は
　ここで、各々の場合のヘテロシクリル、C3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロ
アリールは、1つ、2つ、3つ、もしくは4つのR3置換基で任意に置換されており;
　R2は、アリール、アリール-アミノ、アリール-アミノ-カルボニル、ヘテロシクリル、
ヘテロアリール、又はヘテロアリール-アミノであり;
　ここで、各々の場合のアリール、ヘテロシクリル、及びヘテロアリールは、1つ、2つ、
又は3つのR6置換基で任意に置換され、かつ1つのさらなるR7置換基で任意に置換されてお
り;
　Raは、各々の場合に独立に、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素から選択され
;
　Rbは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、又は重水素であり;
　Rcは、水素、ハロゲン、C1-8アルキル、又は重水素であり;
　R3は、各々の場合に独立に、シアノ、ハロゲン、ヒドロキシ、オキソ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-カルボニル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ
、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ-カルボニル、アミノ、C1-8アルキル-
アミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、アミノ-C1-8アルキル、C1-8アルキル-アミノ-C1-8ア
ルキル、(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル、アミノ-C1-8アルキル-アミノ、C1-8ア
ルキル-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)2-アミノ、(
C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル-アミノ、[(C1-8アルキル)2-アミノ-C1-8アルキル]

2-アミノ、(C1-8アルキル-アミノ-C1-8アルキル)(C1-8アルキル)アミノ、[(C1-8アルキル
)2-アミノ-C1-8アルキル](C1-8アルキル)アミノ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル-アミノ
、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、(C1-8アルコキシ-C1-8アルキル)(C1-8アル
キル)アミノ、C1-8アルキル-カルボニル-アミノ、C1-8アルコキシ-カルボニル-アミノ、
ヒドロキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8
アルキル-アミノ、(ヒドロキシ-C1-8アルキル)2-アミノ、又は(ヒドロキシ-C1-8アルキル
)(C1-8アルキル)アミノから選択され;
　R4は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-C1-8アルキル、C3-14シクロアルキ
ル-アミノ、アリール-C1-8アルキル、アリール-C1-8アルコキシ-カルボニル、アリール-
スルホニルオキシ-C1-8アルキル、ヘテロシクリル、又はヘテロシクリル-C1-8アルキルで
あり;ここで、各々の場合のC3-14シクロアルキル、アリール、及びヘテロシクリルは、1
つ、2つ、又は3つのR5置換基で任意に置換されており;
　R5は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
ハロ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ-C1-8アルコキシ、アミノ、C1-8アルキル-ア
ミノ、(C1-8アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;
　R6は、各々の場合に独立に、ハロゲン、ヒドロキシ、シアノ、ニトロ、C1-8アルキル、
C2-8アルケニル、ハロ-C1-8アルキル、ヒドロキシ-C1-8アルキル、C1-8アルコキシ、ハロ
-C1-8アルコキシ、C1-8アルコキシ-C1-8アルキル、アミノ、C1-8アルキル-アミノ、(C1-8
アルキル)2-アミノ、又はC1-8アルキル-チオから選択され;かつ
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　R7は、C3-14シクロアルキル、C3-14シクロアルキル-オキシ、アリール、ヘテロシクリ
ル、又はヘテロアリールである)
である、前記人工遺伝子構築物。
【請求項２２】
　前記ベクターがウイルスベクターである、請求項18～21のいずれか一項記載の使用のた
めの人工遺伝子構築物。
【請求項２３】
　前記ウイルスベクターが、アデノ随伴ウイルス、アデノウイルス、レトロウイルス、レ
ンチウイルス、ニューカッスル病ウイルス、ヘルペスウイルス、アルファウイルス、又は
ワクシニアウイルスである、請求項22記載の使用のための人工遺伝子構築物。
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