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【公報種別】特許法第１７条の２の規定による補正の掲載
【部門区分】第１部門第１区分
【発行日】令和3年11月25日(2021.11.25)

【公表番号】特表2020-536560(P2020-536560A)
【公表日】令和2年12月17日(2020.12.17)
【年通号数】公開・登録公報2020-051
【出願番号】特願2020-520550(P2020-520550)
【国際特許分類】
   Ｃ１２Ｑ   1/6827   (2018.01)
   Ａ６１Ｋ  45/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   1/16     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/00     (2006.01)
   Ｃ１２Ｑ   1/6844   (2018.01)
   Ｇ０１Ｎ  33/53     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/53     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/55     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ｃ１２Ｑ    1/6827   　　　Ｚ
   Ａ６１Ｋ   45/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ    1/16     　　　　
   Ａ６１Ｐ   35/00     　　　　
   Ｃ１２Ｑ    1/6844   　　　Ｚ
   Ｇ０１Ｎ   33/53     　　　Ｍ
   Ｃ１２Ｎ   15/53     ＺＮＡ　
   Ｃ１２Ｎ   15/55     　　　　

【手続補正書】
【提出日】令和3年10月8日(2021.10.8)
【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】
　Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タンパク質を有し、且つ機能的なＨＳＤ１７Ｂ１
３タンパク質を有するヒト対象にて肝疾患の治療で使用するためのＨＳＤ１７Ｂ１３の阻
害剤。
【請求項２】
　前記ヒト対象がＩ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タンパク質及び機能的なＨＳＤ１
７Ｂ１３タンパク質について検査で陽性が出ている請求項１に記載の使用のための阻害剤
。
【請求項３】
　前記治療が、前記ヒト対象がＩ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タンパク質及び機能
的なＨＳＤ１７Ｂ１３タンパク質を有するかどうかを判定することを含む請求項１または
２に記載の使用のための阻害剤。
【請求項４】
　前記ヒト対象が、請求項３０に記載の方法を使用することによりＨＳＤ１７Ｂ１３を阻
害することによって肝疾患を治療するまたは抑制するための候補者であると特定されてい
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る請求項１または２に記載の使用のための阻害剤。
【請求項５】
　前記変異体ＰＮＰＬＡ３タンパク質が配列番号４２に係る１４８位に相当する位置にて
メチオニンを含む請求項１～４のいずれか１項に記載の阻害剤。
【請求項６】
　前記変異体ＰＮＰＬＡ３タンパク質が配列番号４２に係るアミノ酸配列、または配列番
号４２に対して少なくとも９０％の配列同一性を有し、且つＩ１４８Ｍの変異を含むアミ
ノ酸配列を含む請求項５に記載の阻害剤。
【請求項７】
　前記変異体ＰＮＰＬＡ３タンパク質をコードする核酸分子がゲノムＤＮＡである請求項
１～４のいずれか１項に記載の阻害剤。
【請求項８】
　前記ゲノムＤＮＡが配列番号３１に係る５１０７位～５１０９位に相当する位置にてＡ
ＴＧコドンを含む請求項７に記載の阻害剤。
【請求項９】
　前記ゲノムＤＮＡが配列番号３１に係るヌクレオチド配列、または配列番号３１に対し
て少なくとも９０％の配列同一性を有し、且つ前記Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３
タンパク質をコードするヌクレオチド配列を含む請求項８に記載の阻害剤。
【請求項１０】
　前記変異体ＰＮＰＬＡ３タンパク質をコードする核酸分子がｍＲＮＡである請求項１～
４のいずれか１項に記載の阻害剤。
【請求項１１】
　前記ｍＲＮＡが配列番号３４に係る４４２位～４４４位に相当する位置にてＡＵＧコド
ンを含む請求項１０に記載の阻害剤。
【請求項１２】
　前記ｍＲＮＡが配列番号３４に係るヌクレオチド配列、または配列番号３４に対して少
なくとも９０％の配列同一性を有し、且つ前記Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タン
パク質をコードするヌクレオチド配列を含む請求項１１に記載の阻害剤。
【請求項１３】
　前記ｍＲＮＡが配列番号３５に係る４３０位～４３２位に相当する位置にてＡＵＧコド
ンを含む請求項１０に記載の阻害剤。
【請求項１４】
　前記ｍＲＮＡが配列番号３５に係るヌクレオチド配列、または配列番号３５に対して少
なくとも９０％の配列同一性を有し、且つ前記Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タン
パク質をコードするヌクレオチド配列を含む請求項１３に記載の阻害剤。
【請求項１５】
　前記変異体ＰＮＰＬＡ３タンパク質をコードする核酸分子がｃＤＮＡである請求項１～
４のいずれか１項に記載の阻害剤。
【請求項１６】
　前記ｃＤＮＡが配列番号３８に係る４４２位～４４４位に相当する位置にてＡＴＧコド
ンを含む請求項１５に記載の阻害剤。
【請求項１７】
　前記ｃＤＮＡが配列番号３８に係るヌクレオチド配列、または配列番号３８に対して少
なくとも９０％の配列同一性を有し、且つ前記Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タン
パク質をコードするヌクレオチド配列を含む請求項１６に記載の阻害剤。
【請求項１８】
　前記ｃＤＮＡが配列番号３９に係る４３０位～４３２位に相当する位置にてＡＴＧコド
ンを含む請求項１５に記載の阻害剤。
【請求項１９】
　前記ｃＤＮＡが配列番号３９に係るヌクレオチド配列、または配列番号３９に対して少
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なくとも９０％の配列同一性を有し、且つ前記Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タン
パク質をコードするヌクレオチド配列を含む請求項１８に記載の阻害剤。
【請求項２０】
　前記肝疾患がアルコール性肝疾患である請求項１～１９のいずれか１項に記載の阻害剤
。
【請求項２１】
　前記アルコール性肝疾患がアルコールの摂取から生じる肝硬変、脂肪症または肝細胞癌
の１以上を含む請求項２０に記載の阻害剤。
【請求項２２】
　前記肝疾患が非アルコール性肝疾患である請求項１～１９のいずれか１項に記載の阻害
剤。
【請求項２３】
　前記非アルコール性肝疾患が非アルコール性の脂肪肝疾患（ＮＡＦＬＤ）または非アル
コール性の脂肪性肝炎（ＮＡＳＨ）を含む請求項２２に記載の阻害剤。
【請求項２４】
　前記非アルコール性肝疾患がアルコール摂取が原因ではない肝硬変、脂肪症または肝細
胞癌の１以上を含む請求項２２に記載の阻害剤。
【請求項２５】
　前記ヒト対象が機能的なＨＳＤ１７Ｂ１３についてホモ接合型であるまたはヘテロ接合
型である請求項１～２４のいずれか１項に記載の阻害剤。
【請求項２６】
　前記ヒト対象が肥満である、請求項１～２５のいずれか一項に記載の阻害剤。
【請求項２７】
　前記ヒト対象は脂肪肝を有する、請求項１～２６のいずれか一項に記載の阻害剤。
【請求項２８】
　前記阻害剤は、アンチセンスＲＮＡを含む、請求項１～２７のいずれか一項に記載の阻
害剤。
【請求項２９】
　前記阻害剤は、小分子干渉ＲＮＡ（ｓｉＲＮＡ）を含む、請求項１～２７のいずれか一
項に記載の阻害剤。
【請求項３０】
　肝疾患を治療するまたは予防するための候補者としてのヒト対象を特定する方法であっ
て、前記方法は、
　前記ヒト対象に由来する試料が
　（ｉ）Ｉ１４８Ｍの変異を含むパタチン様ホスホリパーゼドメイン含有３（ＰＮＰＬＡ
３）タンパク質をコードする第１の核酸及び機能的なＨＳＤ１７Ｂ１３タンパク質をコー
ドする第２の核酸、及び／または
　（ｉｉ）Ｉ１４８Ｍの変異を含むＰＮＰＬＡ３タンパク質及び機能的なＨＳＤ１７Ｂ１
３タンパク質を、
　含むかどうかを判定することと、
　（ｉ）で定義されたような第１と第２の核酸の双方及び／または（ｉｉ）定義されたよ
うなタンパク質の双方が検出されるとＨＳＤ１７Ｂ１３を阻害することによって肝疾患を
治療するまたは予防するための候補者としての前記ヒト対象を特定することと、
　を含む、前記方法。
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