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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３部門第２区分
【発行日】平成29年4月13日(2017.4.13)

【公表番号】特表2016-514152(P2016-514152A)
【公表日】平成28年5月19日(2016.5.19)
【年通号数】公開・登録公報2016-030
【出願番号】特願2016-501968(P2016-501968)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  35/761    (2015.01)
   Ａ６１Ｋ  31/713    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  47/42     (2017.01)
   Ａ６１Ｋ  47/50     (2017.01)
   Ａ６１Ｐ  25/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/28     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/09     (2006.01)
   Ｃ０７Ｋ  14/015    (2006.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ   35/761    　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/713    　　　　
   Ａ６１Ｋ   48/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   47/42     　　　　
   Ａ６１Ｋ   47/48     　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/28     　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/00     ＺＮＡＡ
   Ｃ０７Ｋ   14/015    　　　　

【手続補正書】
【提出日】平成29年3月8日(2017.3.8)
【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】
　対象の脳への核酸分子の送達に使用するためのアデノ随伴ウイルス（ＡＡＶ）ベクター
であって、前記ＡＡＶベクターは前記核酸分子と、ｈｕ．３２カプシドタンパク質または
ｒｈ．８カプシドタンパク質とを有する、ＡＡＶベクター。
【請求項２】
　請求項１記載のＡＡＶベクターにおいて、前記カプシドタンパク質は配列ＩＤ番号１ま
たは３と少なくとも９０％同一であるアミノ酸配列を有する、ＡＡＶベクター。
【請求項３】
　請求項１記載のＡＡＶベクターにおいて、前記カプシドタンパク質は配列ＩＤ番号１と
少なくとも９５％同一であるアミノ酸配列を有する、ＡＡＶベクター。
【請求項４】
　請求項１記載のＡＡＶベクターにおいて、前記カプシドタンパク質は配列ＩＤ番号１を
有する、ＡＡＶベクター。
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【請求項５】
　請求項１記載のＡＡＶベクターにおいて、前記核酸分子は治療用タンパク質または抑制
性核酸分子をコードする、ＡＡＶベクター。
【請求項６】
　請求項１記載のＡＡＶベクターにおいて、前記核酸分子は脳内のニューロンに送達され
る、ＡＡＶベクター。
【請求項７】
　対象の脳に影響を及ぼす疾患または障害の治療に使用するためのアデノ随伴ウイルス（
ＡＡＶ）ベクターであって、前記ＡＡＶベクターは治療用タンパク質または抑制性核酸分
子をコードする核酸分子と、ｈｕ．３２カプシドタンパク質またはｒｈ．８カプシドタン
パク質とを有する、ＡＡＶベクター。
【請求項８】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記カプシドタンパク質は配列ＩＤ番号１ま
たは３と少なくとも９０％同一であるアミノ酸配列を有する、ＡＡＶベクター。
【請求項９】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記カプシドタンパク質は配列ＩＤ番号１と
少なくとも９５％同一であるアミノ酸配列を有する、ＡＡＶベクター。
【請求項１０】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記カプシドタンパク質は配列ＩＤ番号１を
有する、ＡＡＶベクター。
【請求項１１】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記核酸分子は治療用タンパク質をコードす
る、ＡＡＶベクター。
【請求項１２】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記疾患または障害はリソソーム蓄積症であ
る、ＡＡＶベクター。
【請求項１３】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記疾患または障害は神経変性疾患である、
ＡＡＶベクター。
【請求項１４】
　請求項７記載のＡＡＶベクターにおいて、前記核酸分子はβ－グルクロニダーゼをコー
ドする、ＡＡＶベクター。
【手続補正２】
【補正対象書類名】明細書
【補正対象項目名】０００６
【補正方法】変更
【補正の内容】
【０００６】
　ＡＡＶベクターは非病原性で、コードされた異種遺伝子の長期の発現をもたらすのみな
らず、それらはまた、中枢神経系（ＣＮＳ）の治療に必要不可欠である、分裂しない細胞
を形質導入するという能力を有する。アデノ随伴ウイルス（ＡＡＶ）ベクターは、拡張性
があり、効率的で、遺伝性疾患の治療のために主に用いられる非細胞変性の遺伝子送達ベ
クターである。実際に、ＡＡＶベクターにより、脳、心臓、肺、目、および肝臓の疾患を
含む広範囲のヒト疾患動物モデルの治療に成功した（Ｍｉｎｇｏｚｚｉ　ｅｔ　ａｌ．（
２０１１）Ｎａｔ．Ｒｅｖ．Ｇｅｎｅｔ．，１２：３４１－３５５）。さらに、例えば、
レーバーの先天性黒内障、血友病、鬱血性心不全、リポタンパクリパーゼ欠損症、および
パーキンソン病を含む様々な疾患の治療において、ＡＡＶベクターを用いた多数の臨床試
験は、現在肯定的な結果で進行中である（Ｍａｇｕｉｒｅ　ｅｔ　ａｌ．（２００８）Ｎ
ｅｗ　Ｅｎｇ．Ｊ．Ｍｅｄ．，３５８：２２４０－２２４８；Ｂａｉｎｂｒｉｄｇｅ　ｅ
ｔ　ａｌ．（２００８）Ｎｅｗ　Ｅｎｇ．Ｊ．Ｍｅｄ．，３５８：２２３１－２２３９；
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Ｈａｕｓｗｉｒｔｈ　ｅｔ　ａｌ．（２００８）Ｈｕｍａｎ　Ｇｅｎｅ　Ｔｈｅｒ．，１
９：９７９－９９０；Ｎａｔｈｗａｎｉ　ｅｔ　ａｌ．（２０１１）Ｎｅｗ　Ｅｎｇ．Ｊ
．Ｍｅｄ．，３６５：２３５７－２３６５；Ｊｅｓｓｕｐ　ｅｔ　ａｌ．（２０１１）Ｃ
ｉｒｃｕｌａｔｉｏｎ　１２４：３０４－３１３；ＬｅＷｉｔｔ　ｅｔ　ａｌ．（２０１
１）Ｌａｎｃｅｔ　Ｎｅｕｒｏｌ．，１０：３０９－３１９）。様々な障害の治療のため
のＡＡＶをベースにした遺伝子治療法の見込みがあるにもかかわらず、標的組織への特異
的な送達を行う改良されたＡＡＶベクターが望まれる。
　この出願の発明に関連する先行技術文献情報としては、以下のものがある（国際出願日
以降国際段階で引用された文献及び他国に国内移行した際に引用された文献を含む）。
（先行技術文献）
　（特許文献）
　　（特許文献１）　国際公開第２０１２／０５７３６３号
　　（特許文献２）　国際公開第２０１１／１４３５５７号
　（非特許文献）
　　（非特許文献１）　Ｃｅａｒｌｅｙ，ｅｔ　ａｌ．Ｅｘｐａｎｄｅｄ　ｒｅｐｅｒｔ
ｏｉｒｅ　ｏｆ　ＡＡＶ　ｖｅｃｔｏｒ　ｓｅｒｏｔｙｐｅｓ　ｍｅｄｉａｔｅ　ｕｎｉ
ｑｕｅ　ｐａｔｔｅｍｓ　ｏｆ　ｔｒａｎｓｄｕｃｔｉｏｎ　ｉｎ　ｍｏｕｓｅ　ｂｒａ
ｉｎ．Ｍｏｌ　Ｔｈｅｒ．２００８，１６（１０）：１７１０－８；　Ａｂｓｔｒａｃｔ
，ｐｇ　６　［ｏｆ　ｔｈｅ　ｐｏｓｔｅｄ　ｄｏｃｕｍｅｎｔ］，ｃｏｌ　２，ｌａｓ
ｔ　ｐａｒａ；　ｐｇ　７，ＧｅｎＢａｎｋ　ＡＹ２４３００３
　　（非特許文献２）　ＧｅｎＢａｎｋ　Ｓｕｂｍｉｓｓｉｏｎ　ＡＹ２４３００３．Ｎ
ｏｎ－ｈｕｍａｎ　ｐｒｉｍａｔｅ　Ａｄｅｎｅ－ａｓｓｏｃｉａｔｅｄ　ｖｉｒｕｓ　
ｉｓｏｌａｔｅ　ＡＡＶｒｈ．３２　ｃａｐｓｉｄ　ｐｒｏｔｅｉｎ（ＶＰ１）ｇｅｎｅ
，ｃｏｍｐｌｅｔｅ　ｃｄｓ．１４　Ｍａｙ　２００３．［Ｒｅｔｒｉｅｖｅｄ　ｆｒｏ
ｍ　ｔｈｅ　Ｉｎｔｅｒｎｅｔ　１４　Ｊｕｎｅ　２０１４：　<ｈｔｔｐ：／／ｗｗｗ
．ｎｃｂＬｎｌｍ．ｎｉｈ．ｇｏｖ／ｎｕｃｃｏｒｅ／ＡＹ２４３００３>］；　ｉｎ　
ｅｎｔｉｒｅｔｙ
　　（非特許文献３）　Ｒｏｓｓ，ｅｔ　ａｌ．Ｄｅｖｅｌｏｐｍｅｎｔ　ｏｆ　ｓｍａ
ｌｌ　ａｌｇｉｎａｔｅ　ｍｉｃｒｏｃａｐｓｕｌｅｓ　ｆｏｒ　ｒｅｃｏｍｂｉｎａｎ
ｔ　ｇｅｎｅ　ｐｒｏｄｕｃｔ　ｄｅｌｉｖｅｒｙ　ｔｏ　ｔｈｅ　ｒｏｄｅｎｔ　ｂｒ
ａｉｎ．Ｊ　Ｂｉｏｍａｔｅｒ　Ｓｃｉ　Ｐｏｌｙｍ　Ｅｄ．２００２；１３（８）：９
５３－６２；　ｐｇ　９５４，２ｎｄ　ｐａｒａ
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