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【手続補正書】
【提出日】令和2年5月19日(2020.5.19)
【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】
　対象におけるシスチン尿症の治療または予防における使用ための組成物であって、
　天然霊長類シスタチオニン－γ－リアーゼ（ＣＧＬ）のアミノ酸配列（配列番号：１及
び７～１０を参照）と比較して、前記天然霊長類ＣＧＬ配列の５９位のスレオニン及び３
３９位のバリンを含む少なくとも２つの置換を有する、単離された改変霊長類ＣＧＬ酵素
、または
　前記単離された改変霊長類シスタチオニン－γ－リアーゼ（ＣＧＬ）酵素をコードする
ヌクレオチド配列を含む核酸
を含む、前記組成物。
【請求項２】
　前記酵素が、異種ペプチドセグメントを更に含む、請求項１に記載の組成物。
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【請求項３】
　前記異種ペプチドセグメントが、ＸＴＥＮペプチド、ＩｇＧ　Ｆｃ、アルブミン、また
はアルブミン結合ペプチドである、請求項２に記載の組成物。
【請求項４】
　前記酵素が、ポリエチレングリコール（ＰＥＧ）に結合している、請求項１に記載の組
成物。
【請求項５】
　前記酵素が、１つ以上のリジンまたはシスチン残基を介してＰＥＧに結合している、請
求項４に記載の組成物。
【請求項６】
　前記対象が、Ｌ－シスチン及び／またはＬ－システインを制限した食事に維持される、
請求項１に記載の組成物。
【請求項７】
　前記対象が、メチオニンを制限した食事に維持される、請求項１に記載の組成物。
【請求項８】
　前記対象が、通常の食事に維持される、請求項１に記載の組成物。
【請求項９】
　前記対象がヒト患者である、請求項１に記載の組成物。
【請求項１０】
　前記対象が齧歯類である、請求項１に記載の組成物。
【請求項１１】
　前記組成物が、静脈内投与、皮内投与、動脈内投与、腹腔内投与、病巣内投与、頭蓋内
投与、関節内投与、前立腺内投与、胸膜内投与、気管内投与、眼内投与、鼻腔内投与、硝
子体内投与、腟内投与、直腸内投与、筋肉内投与、皮下投与、結膜下投与、小胞内投与、
粘膜投与、心膜内投与、臍帯内投与、経口投与、吸入、注射、注入、連続注入、標的細胞
を直接浸漬する局所潅流、カテーテルを介した投与、または洗浄を介した投与のために製
剤化されている、請求項１に記載の組成物。
【請求項１２】
　前記対象が以前にシスチン尿症の治療を受けており、シスチン尿症の再発を予防するた
めに前記酵素が投与される、請求項１に記載の組成物。
【請求項１３】
　少なくとも第２のシスチン尿症療法を更に含む、請求項１に記載の組成物。
【請求項１４】
　シスチン尿症の治療または予防のための医薬の製造における、天然霊長類シスタチオニ
ン－γ－リアーゼ（ＣＧＬ）のアミノ酸配列（配列番号：１及び７～１０を参照）と比較
して、前記天然霊長類ＣＧＬ配列の５９位のスレオニン及び３３９位のバリンを含む少な
くとも２つの置換を有する、単離された改変霊長類ＣＧＬ酵素、または前記単離された改
変霊長類シスタチオニン－γ－リアーゼ（ＣＧＬ）酵素をコードするヌクレオチド配列を
含む核酸の使用。
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