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【手続補正書】
【提出日】令和3年5月26日(2021.5.26)
【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】
　配列番号２のヒトアミロ－アルファ－１，６－グルコシダーゼ、４－アルファ－グルカ
ノトランスフェラーゼ（ｈＡＧＬ）をコードする核酸塩基配列を含むポリヌクレオチドで
あって、ｈＡＧＬをコードする核酸塩基配列が、配列番号７～２１、及び配列番号４１～
４５から選択される配列と少なくとも９９％同一である、前記ポリヌクレオチド。
【請求項２】
　ｈＡＧＬをコードする核酸塩基配列が、配列番号４１と少なくとも９９％同一である、
請求項１に記載のポリヌクレオチド。
【請求項３】
　少なくとも１つのウリジン残基が、Ｎ１―メチルプソイドウリジンで置換される、請求
項１又は２に記載のポリヌクレオチド。
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【請求項４】
　全てのウリジン残基が、Ｎ１―メチルプソイドウリジンで置換される、請求項１又は２
に記載のポリヌクレオチド。
【請求項５】
　５’キャップを含む、請求項１～４のいずれかに記載のポリヌクレオチド。
【請求項６】
　５’非翻訳領域（５’ＵＴＲ）を含む、請求項１～５のいずれかに記載のポリヌクレオ
チド。
【請求項７】
　５’ＵＴＲが、タバコエッチウイルス（ＴＥＶ）に由来する、請求項６に記載のポリヌ
クレオチド。
【請求項８】
　５’ＵＴＲが、配列番号３を含む、請求項６又は７に記載のポリヌクレオチド。
【請求項９】
　３’非翻訳領域（３’ＵＴＲ）を含む、請求項１～８のいずれかに記載のポリヌクレオ
チド。
【請求項１０】
　３’ＵＴＲが、アフリカツメガエルベータグロビンに由来する、請求項９に記載のポリ
ヌクレオチド。
【請求項１１】
　３’ＵＴＲが、配列番号５を含む、請求項９又は１０に記載のポリヌクレオチド。
【請求項１２】
　３’ポリＡテールを含む、請求項１～１１のいずれかに記載のポリヌクレオチド。
【請求項１３】
　３’ポリＡテールが、６０～２２０個のアデノシンヌクレオチド長である、請求項１２
に記載のポリヌクレオチド。
【請求項１４】
　３’ポリＡテールが、約１００個のヌクレオチド長である、請求項１３に記載のポリヌ
クレオチド。
【請求項１５】
　請求項１～１４のいずれかに記載の１又は２以上のポリヌクレオチドと、薬学的に許容
される担体とを含む組成物。
【請求項１６】
　担体が、トランスフェクション試薬、ナノ粒子、及びリポソームから選択される、請求
項１５に記載の組成物。
【請求項１７】
　担体が、ナノ粒子である、請求項１６に記載の組成物。
【請求項１８】
　ナノ粒子が、ＡＴＸ－００２、ＡＴＸ－０８１、ＡＴＸ－０９５及びＡＴＸ－１２６か
ら選択される、請求項１７に記載の組成物。
【請求項１９】
　請求項１５～１８のいずれかに記載の組成物を含む、ｈＡＧＬの活性低下に関連する疾
患若しくは障害の改善剤、予防剤、発症遅延剤、又は治療剤。
【請求項２０】
　疾患が糖原病III型である、請求項１９に記載の剤。
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