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【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】
　Ｃａｓ９蛋白質およびカチオン性脂質を含む組成物であって、Ｃａｓ９蛋白質がｇＲＮ
Ａと結びつき、Ｃａｓ９蛋白質が、デアミナーゼに融合されている、前記組成物。
【請求項２】
　組成物が、細胞の集団に投与されたときに低い毒性を示す、請求項１に記載の組成物。
【請求項３】
　カチオン性脂質が、Lipofectamine（登録商標）2000、Lipofectamine（登録商標）3000
、Lipofectamine（登録商標）RNAiMAX、およびLipofectamine（登録商標）LTXからなる群
から選択される、請求項１または２に記載の組成物。
【請求項４】
　デアミナーゼが、シチジンデアミナーゼを含む、請求項１～３のいずれか一項に記載の
組成物。
【請求項５】
　シチジンデアミナーゼが、ＡＰＯＢＥＣ１、ＡＩＤおよびＡＣＦ１／ＡＳＥデアミナー
ゼからなる群から選択される、請求項４に記載の組成物。
【請求項６】
　シチジンデアミナーゼが、ＡＰＯＢＥＣ１デアミナーゼである、請求項４または５に記
載の組成物。
【請求項７】
　シチジンデアミナーゼが、ＡＩＤデアミナーゼである、請求項４または５に記載の組成
物。
【請求項８】
　シチジンデアミナーゼが、ＡＣＦ１／ＡＳＥデアミナーゼである、請求項４または５に
記載の組成物。
【請求項９】
　デアミナーゼが、アデノシンデアミナーゼを含む、請求項１～３のいずれか一項に記載
の組成物。
【請求項１０】
　アデノシンデアミナーゼが、ＡＤＡＴファミリーデアミナーゼを含む、請求項９に記載
の組成物。
【請求項１１】
　Ｃａｓ９蛋白質が、リンカーを介してデアミナーゼに融合されている、請求項１～１０
のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項１２】
　リンカーが、ＳＧＳＥＴＰＧＴＳＥＳＡＴＰＥＳ（配列番号３）、ＳＧＳＥＴＰＧＴＳ
ＥＳＡ（配列番号４）、ＳＧＳＥＴＰＧＴＳＥＳＡＴＰＥＧＧＳＧＧＳ（配列番号５）、
ＶＰＦＬＬＥＰＤＮＩＮＧＫＴＣ（配列番号６）、ＧＳＡＧＳＡＡＧＳＧＥＦ（配列番号
７）、ＳＩＶＡＱＬＳＲＰＤＰＡ（配列番号８）、ＭＫＩＩＥＱＬＰＳＡ（配列番号９）
、ＶＲＨＫＬＫＲＶＧＳ（配列番号１０）、ＧＨＧＴＧＳＴＧＳＧＳＳ（配列番号１１）
、ＭＳＲＰＤＰＡ（配列番号１２）、ＧＧＳＭ（配列番号１３）、ＧＧＳ、および（ＧＧ
Ｓ）ｎ、ここでｎは１～１０である、からなる群から選択されるアミノ酸配列を含む、請
求項１１に記載の組成物。
【請求項１３】
　デアミナーゼに融合されているＣａｓ９蛋白質が、構造：
［ＮＨ２］－［Ｃａｓ９］－［デアミナーゼ］－［ＣＯＯＨ］、または
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［ＮＨ２］－［デアミナーゼ］－［Ｃａｓ９］－［ＣＯＯＨ］
を含む、請求項１～１２のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項１４】
　Ｃａｓ９蛋白質またはデアミナーゼに融合されている核局在シグナル（ＮＬＳ）をさら
に含む、請求項１～１３のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項１５】
　核局在シグナルが、アミノ酸配列ＭＡＰＫＫＫＲＫＶＧＩＨＲＧＶＰ（配列番号４７）
を含む、請求項１４に記載の組成物。
【請求項１６】
　ＮＬＳが、デアミナーゼのＣ末端である、請求項１４または１５に記載の組成物。
【請求項１７】
　ＮＬＳが、Ｃａｓ９ドメインのＣ末端である、請求項１４または１５に記載の組成物。
【請求項１８】
　デアミナーゼに融合されているＣａｓ９蛋白質が、構造：
［ＮＨ２］－［ＮＬＳ］－［Ｃａｓ９］－［デアミナーゼ］－［ＣＯＯＨ］または
［ＮＨ２］－［ＮＬＳ］－［デアミナーゼ］－［Ｃａｓ９］－［ＣＯＯＨ］
を含む、請求項１４または１５に記載の組成物。
【請求項１９】
　細胞の少なくとも６０％が、細胞への組成物の投与後に生存可能である、請求項１～１
８のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２０】
　細胞の少なくとも７０％が、細胞への組成物の投与後に生存可能である、請求項１～１
９のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２１】
　細胞の少なくとも８０％が、細胞への組成物の投与後に生存可能である、請求項１～２
０のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２２】
　細胞の少なくとも９０％が、細胞への組成物の投与後に生存可能である、請求項１～２
１のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２３】
　Ｃａｓ９蛋白質が、野生型Ｃａｓ９蛋白質もしくはそのバリアント、Ｃａｓ９ニッカー
ゼもしくはそのバリアント、またはヌクレアーゼ不活性型Ｃａｓ９（ｄＣａｓ９）もしく
はそのバリアントを含む、請求項１～２２のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２４】
　Ｃａｓ９蛋白質が、Ｃａｓ９ニッカーゼまたはそのバリアントを含む、請求項１～２３
のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２５】
　Ｃａｓ９蛋白質が、野生型Ｃａｓ９蛋白質または配列番号４４のアミノ酸配列と少なく
とも９０％同一であるアミノ酸配列を含むＣａｓ９バリアントを含む、請求項１～２３の
いずれか一項に記載の組成物。
【請求項２６】
　Ｃａｓ９蛋白質が、配列番号４５のアミノ酸配列と少なくとも９０％同一であるアミノ
酸配列を含み、かつ野生型Ｃａｓ９のアミノ酸配列と比較して、Ｄ１０Ａおよび／または
Ｈ８４０Ａ置換を含む、ヌクレアーゼ不活性型Ｃａｓ９（ｄＣａｓ９）を含む、請求項１
～２３のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２７】
　インビトロで細胞内にＣａｓ９蛋白質を導入する方法であって、Ｃａｓ９蛋白質が細胞
内に入るための好適な条件で請求項１～２６のいずれか一項に記載の組成物と細胞とをイ
ンビトロで接触させることを含み、それによって細胞内にＣａｓ９蛋白質を導入する、前
記方法。
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【請求項２８】
　デアミナーゼが細胞に透過したことを確認することをさらに含む、請求項２７に記載の
方法。
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