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【手続補正書】
【提出日】令和2年11月13日(2020.11.13)
【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】
　メチル－ＣｐＧ－結合タンパク質２（ＭＥＣＰ２）をコードするポリヌクレオチド配列
に隣接する１つまたは複数のＡＡＶ逆位末端反復（ＩＴＲｓ）を含む、組換えアデノ随伴
ウィルス（ｒＡＡＶ）ベクター。
【請求項２】
　自己相補的（ｓｃＡＡＶ）である、請求項１に記載のｒＡＡＶベクター。
【請求項３】
　前記ｒＡＡＶがｒＡＡＶ９である、請求項１または２に記載のｒＡＡＶベクター。
【請求項４】
　ＭＥＣＰ２をコードする前記ポリヌクレオチド配列が、配列番号３を含む、請求項３に
記載のｒＡＡＶ９ベクター。
【請求項５】
　配列番号２からなるプロモーターをさらに含む、請求項１～３のいずれか一項に記載の
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ｒＡＡＶベクター。
【請求項６】
　合成ポリアデニル化シグナル配列をさらに含む、請求項１～５のいずれか一項に記載の
ウイルスベクター。
【請求項７】
　前記ポリアデニル化シグナル配列が、配列番号４を含む、請求項１～６のいずれか一項
に記載のウイルスベクター。
【請求項８】
　ＳＶ４０イントロン配列をさらに含む、請求項１～７のいずれか一項に記載のウイルス
ベクター。
【請求項９】
　１つまたは複数の逆位末端反復（ＩＴＲｓ）をさらに含む、請求項１～８のいずれか一
項に記載のウイルスベクター。
【請求項１０】
　１つまたは複数の前記ＩＴＲｓが、変異体ＡＡＶ２　ＩＴＲを含む、請求項９に記載の
ウイルスベクター。
【請求項１１】
　１つまたは複数の前記ＩＴＲｓが、野生型ＡＡＶ２　ＩＴＲを含む、請求項１０に記載
のウイルスベクター。
【請求項１２】
　前記ｒＡＡＶがＡＶＸＳ－２０１である、請求項１～１１のいずれか一項に記載のｒＡ
ＡＶベクター。
【請求項１３】
　前記ｒＡＡＶがｓｃＡＡＶ９．７３８．Ｍｅｃｐ２である、請求項１～１１のいずれか
一項に記載のｒＡＡＶベクター。
【請求項１４】
　請求項１～１３のいずれか一項に記載のウィルスベクターを含む、ウィルス。
【請求項１５】
　１つまたは複数のキャプシドタンパク質をさらに含む、請求項１４に記載のウィルス。
【請求項１６】
　請求項１～１３のいずれか一項に記載のｒＡＡＶベクターまたは請求項１４もしくは１
５に記載のウィルスを含む、医薬組成物。
【請求項１７】
　髄腔内（ＩＴ）投与用に製剤化されている、請求項１６に記載の医薬組成物。
【請求項１８】
　レット症候群の処置への使用のための、請求項１～１３のいずれか一項に記載のｒＡＡ
Ｖベクター、請求項１４もしくは１５に記載のウィルスまたは請求項１６もしくは１７に
記載の医薬組成物。
【請求項１９】
　髄腔内（ＩＴ）投与によって投与される、請求項１８に記載の使用のためのｒＡＡＶ、
ウィルスまたは医薬組成物。
【請求項２０】
　前記使用が、患者への非イオン性の低浸透圧造影剤をさらに含む、請求項１８または１
９に記載のｒＡＡＶ、ウィルスまたは医薬組成物。
【請求項２１】
　前記非イオン性の低浸透圧造影剤が、イオビトリドール、イオヘキソール、イオメプロ
ール、イオパミドール、イオペントール、イオプロミド、イオベルソールおよびイオキシ
ランの１つまたは複数を含む、請求項２０に記載のｒＡＡＶ、ウィルスまたは医薬組成物
。
【請求項２２】
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　前記非イオン性の低浸透圧造影剤がイオヘキソールを含む、請求項２１に記載のｒＡＡ
Ｖ、ウィルスまたは医薬組成物。
【請求項２３】
　レット症候群を処置するための医薬品の調製のための、請求項１～１３のいずれか一項
に記載のｒＡＡＶベクター、請求項１４もしくは１５に記載のウィルスまたは請求項１６
もしくは１７に記載の医薬組成物の使用。
【請求項２４】
　前記医薬品が、髄腔内（ＩＴ）投与用に製剤化されている、請求項２３に記載の使用。
【請求項２５】
　前記医薬品が、患者への非イオン性の低浸透圧造影剤をさらに含む、請求項２３または
２４に記載の使用。
【請求項２６】
　前記非イオン性の低浸透圧造影剤が、イオビトリドール、イオヘキソール、イオメプロ
ール、イオパミドール、イオペントール、イオプロミド、イオベルソールおよびイオキシ
ランの１つまたは複数を含む、請求項２５に記載の使用。
【請求項２７】
　前記非イオン性の低浸透圧造影剤がイオヘキソールを含む、請求項２６の記載の使用。
【手続補正２】
【補正対象書類名】明細書
【補正対象項目名】０１０６
【補正方法】変更
【補正の内容】
【０１０６】
　本明細書で言及された全ての文献は、その全体が参照により組み込まれる。
　本発明は、以下の態様を提供しうる。
[１]
　患者のレット症候群を処置する方法であって、メチル－ＣｐＧ結合タンパク質２（ＭＥ
ＣＰ２）をコードする組換えアデノ随伴ウイルス９（ｒＡＡＶ９）の、それを必要とする
患者への髄腔内投与の工程を含み、前記ｒＡＡＶ９は、ＭＥＣＰ２Ｂをコードする自己相
補的ゲノムを含み、前記自己相補的ゲノムの配列は、配列番号１に記載されている、方法
。
[２]
　前記ｒＡＡＶ９は、ｒＡＡＶ９　ＡＶＸＳ－２０１である、上記[１]に記載の方法。
[３]
　イオヘキソール、イオビトリドール、イオメプロール、イオパミドール、イオペントー
ル、イオプロミド、イオベルソールもしくはイオキシランまたはそれらの２つ以上の混合
物の髄腔内投与をさらに含む、上記[１]または[２]に記載の方法。
[４]
　前記患者をトレンデレンブルグ体位に置くことをさらに含む、上記[１]～[３]のいずれ
かに記載の方法。


	header
	written-amendment

