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【手続補正書】
【提出日】平成30年4月5日(2018.4.5)
【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】
　筋肉関連疾患もしくは障害に罹患している患者、または筋肉関連疾患もしくは障害を発
症するリスクを有する患者を処置するための薬学的組成物であって、正常対照と比較して
、標的細胞もしくは組織におけるBCL2関連アサノジーン3（BCL2-associated athanogene 
3）（BAG3）分子、タンパク質、またはそれらのペプチドの発現または量を調節する剤の
治療的有効量を含む、薬学的組成物。
【請求項２】
　特発性拡張型心筋症のリスクを有する対象または特発性拡張型心筋症に罹患している対
象を処置するための薬学的組成物であって、BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子の発現
または量を調節する少なくとも1つの剤の治療的有効量を含む、薬学的組成物。
【請求項３】
　前記剤が、正常対照と比較して、細胞または組織におけるBAG3の発現を増加させる、請
求項2記載の薬学的組成物。
【請求項４】
　インビボでBCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子の発現を調節するための薬学的組成物
であって、正常対照と比較して、標的細胞または組織におけるBCL2関連アサノジーン3（B
AG3）分子、タンパク質、またはそれらのペプチドの発現または量を調節する剤の治療的
有効量を含む、薬学的組成物。
【請求項５】
　前記剤が、BAG3タンパク質、それらの活性断片、もしくはそれらの組み合わせを発現す
る、かつ／またはBCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子、オリゴヌクレオチド、ポリヌク
レオチド、もしくはそれらの組み合わせをコードする発現ベクターを含む、請求項1～4の
いずれか一項記載の薬学的組成物。
【請求項６】
　前記発現ベクターが、プロモーターをさらに含み、該プロモーターが、誘導性プロモー
ター、構成的プロモーター、2シストロン性プロモーター、または組織特異性プロモータ
ーを含む、請求項5記載の薬学的組成物。
【請求項７】
　前記発現ベクターが、ウイルスベクター、心臓作用性ベクター、プラスミド、または酵
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母ベクターを含む、請求項5記載の薬学的組成物。
【請求項８】
　前記心臓作用性ベクターが、アデノウイルスベクター、アデノ随伴ウイルスベクター（
AAV）、コクサッキーウイルスベクター、サイトメガロウイルスベクター、エプスタイン-
バーウイルスベクター、パルボウイルスベクター、または肝炎ウイルスベクターを含む、
請求項7記載の薬学的組成物。
【請求項９】
　前記発現ベクターが、心臓作用性偽型ウイルスベクターである、請求項5記載の薬学的
組成物。
【請求項１０】
　前記剤が、タンパク質またはそれらのペプチド、ペプチド模倣体、小分子、有機または
無機化合物、合成または天然化合物を含む、請求項1～4のいずれか一項記載の薬学的組成
物。
【請求項１１】
　前記筋肉関連疾患または障害が、心疾患または障害である、請求項1記載の薬学的組成
物。
【請求項１２】
　以下の段階を含む、候補治療剤を同定する方法：
　生物学的試料または細胞を候補治療剤と接触させる段階；
　該候補治療剤の存在下または非存在下で、BCL2関連アサノジーン3（BAG3）タンパク質
またはそれらのペプチドの発現または量を調節するためにアッセイする段階であって、該
剤が、正常対照と比較して、BAG3タンパク質の発現を調節する、段階；
　それによって、候補治療剤を同定する段階。
【請求項１３】
　前記候補治療剤が、ベースライン対照と比較して、細胞におけるBAG3の発現または量を
増加させる、請求項12記載の方法。
【請求項１４】
　以下の段階を含む、心疾患または障害を検出する方法：
　患者から得られた生物学的試料中の、BCL2関連アサノジーン3（BAG3）ポリヌクレオチ
ド、ポリペプチド、もしくはそれらのバリアントの発現を測定、またはBAG3ポリヌクレオ
チド、ポリペプチド、もしくはそれらのバリアントを定量化する段階、および／またはBA
G3分子における変異を同定する段階であって、健常対照と比較して、BAG3の低下した量も
しくは発現の検出またはBAG3分子における変異の検出が、心疾患または障害の検出となる
、段階。
【請求項１５】
　以下の段階を含む、特発性拡張型心筋症を発症するリスクを検出する方法：
　患者から得られた生物学的試料中の、BCL2関連アサノジーン3（BAG3）ポリヌクレオチ
ドもしくはポリペプチドの発現を測定、またはBAG3ポリヌクレオチドもしくはポリペプチ
ドを定量化する段階、および／またはBAG3分子における変異を同定する段階であって、健
常対照と比較して、BAG3の低下した量もしくは発現の検出またはBAG3分子における変異の
検出が、心疾患または障害の検出となる、段階。
【請求項１６】
　前記変異が、BAG3ポリヌクレオチドまたはポリペプチドの欠失またはバリアントを含む
、請求項14または15記載の方法。
【請求項１７】
　前記生物学的試料が、体液、ペプチド、ポリペプチド、オリゴヌクレオチド、ポリヌク
レオチド、細胞、組織、またはそれらの組み合わせを含む、請求項14または15記載の方法
。
【請求項１８】
　以下の段階を含む、候補治療剤を同定するハイスループットスクリーニング方法：
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　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子を含む支持体表面を候補治療剤と接触させる段階
；
　該候補治療剤の存在下または非存在下で、ベースライン対照と比較して、BAG3の発現を
調節するためにアッセイする段階であって、該候補治療剤が、BAG3の発現を増加させる、
段階；
　それによって、候補治療剤を同定する段階。
【請求項１９】
　前記支持体表面が、プラスチック、ガラス、ビーズ、ファイバー、ゲル、電気化学的検
出器、ナノチューブ、多孔性ストリップ、紙、マトリクス、またはそれらの組み合わせを
含む、請求項18記載の方法。
【請求項２０】
　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子の発現を測定もしくはBAG3分子を定量化するため
のアッセイ、および／またはBAG3分子における変異を同定する段階が、免疫アッセイ、リ
ン酸化アッセイ、酵素アッセイ、生物アッセイ、バイオチップアッセイ、ブロット、ハイ
ブリダイゼーションアッセイ、細胞ベースアッセイ、ハイスループットスクリーニングア
ッセイ、クロマトグラフィー、化学アッセイ、ファージディスプレイアッセイ、ラブ-オ
ン-チップ、マイクロ流体ベースアッセイ、マイクロアレイ、マイクロチップ、ナノチュ
ーブベースアッセイ、比色分析アッセイ、分光光度アッセイ、またはそれらの組み合わせ
を含む、請求項12、14、15または18記載の方法。
【請求項２１】
　請求項12または18記載の方法により同定された剤を治療的有効量で含む、薬学的組成物
。
【請求項２２】
　細胞内、インビボ、またはインビトロでBCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子の発現ま
たは量を調節する、治療剤。
【請求項２３】
　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子またはその相補性配列をコードする、発現ベクタ
ー。
【請求項２４】
　前記ベクターが心臓作用性である、請求項23記載の発現ベクター。
【請求項２５】
　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子またはその相補性配列をコードする発現ベクター
を含む、薬学的組成物。
【請求項２６】
　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子またはその相補性配列をコードする発現ベクター
を含む、細胞。
【請求項２７】
　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子をコードする発現ベクターを含む少なくとも1つの
剤を含む、心不全のリスクを有する対象または心不全に罹患している対象を処置するため
の薬学的組成物であって、該剤が、BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子の発現または量
を調節する、薬学的組成物。
【請求項２８】
　前記剤が、ベースライン対照と比較して、細胞または組織におけるBAG3の発現を増加さ
せる、請求項27記載の薬学的組成物。
【請求項２９】
　以下の段階を含む、インビトロでBCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子の発現を調節す
る方法：
　インビトロで剤を細胞または組織に接触させる段階であって、該剤が、正常対照と比較
して、インビトロで、標的細胞または組織におけるBCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子
、タンパク質、またはそれらのペプチドの発現または量を調節する、段階。
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【請求項３０】
　前記剤が、BAG3タンパク質またはそれらの活性断片を発現する発現ベクターを含む、請
求項29記載の方法。
【請求項３１】
　前記発現ベクターが、オリゴヌクレオチド、ポリヌクレオチド、またはそれらの組み合
わせを含む、請求項30記載の方法。
【請求項３２】
　前記発現ベクターが、プロモーターをさらに含み、該プロモーターが、誘導性プロモー
ター、構成的プロモーター、2シストロン性プロモーター、または組織特異性プロモータ
ーを含む、請求項30記載の方法。
【請求項３３】
　前記発現ベクターが、ウイルスベクター、心臓作用性ベクター、プラスミド、または酵
母ベクターを含む、請求項30記載の方法。
【請求項３４】
　前記心臓作用性ベクターが、アデノウイルスベクター、アデノ随伴ウイルスベクター（
AAV）、コクサッキーウイルスベクター、サイトメガロウイルスベクター、エプスタイン-
バーウイルスベクター、パルボウイルスベクター、または肝炎ウイルスベクターを含む、
請求項33記載の方法。
【請求項３５】
　前記発現ベクターが、心臓作用性偽型ウイルスベクターである、請求項33記載の方法。
【請求項３６】
　前記剤が、タンパク質またはそれらのペプチド、ペプチド模倣体、小分子、有機または
無機化合物、合成または天然化合物を含む、請求項29記載の方法。
【請求項３７】
　BCL2関連アサノジーン3（BAG3）分子をコードするアデノ随伴ウイルスベクター血清型9
（AAV9）を含む、発現ベクター。
【請求項３８】
　前記ベクターが、心臓作用性であり、心臓組織においてBAG3を発現する、請求項37記載
の発現ベクター。
【請求項３９】
　心臓組織におけるBAG3分子の発現を調節する、請求項37記載の発現ベクター。
【請求項４０】
　BAG3タンパク質が、正常対照と比較して、心臓組織において過剰発現される、請求項39
記載の発現ベクター。
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