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   Ｃ０７Ｈ  21/02     (2006.01)
   Ｃ０７Ｈ  19/20     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/7084   (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/708    (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  21/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
   Ｃ０７Ｈ  19/167    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/7125   (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/12     (2006.01)
   Ｃ１２Ｐ  21/02     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/87     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ   9/16     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ｃ０７Ｈ   21/02     ＣＳＰ　
   Ｃ０７Ｈ   19/20     　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/7084   　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/708    　　　　
   Ａ６１Ｐ   21/02     　　　　
   Ａ６１Ｐ   43/00     １１１　
   Ｃ０７Ｈ   19/167    　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/7125   　　　　
   Ａ６１Ｐ   35/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   48/00     　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/12     ＺＮＡ　
   Ｃ１２Ｐ   21/02     　　　Ｃ
   Ｃ１２Ｎ   15/87     　　　Ｚ
   Ｃ１２Ｎ    9/16     　　　Ｂ

【手続補正書】
【提出日】令和1年11月29日(2019.11.29)
【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】
　式１に記載の５’－ホスホロチオラートキャップ類似体であって、
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【化１】

　式中、
　Ｌ１とＬ２は、ＯとＳを含む基から独立して選択され、Ｌ１とＬ２の少なくとも１つは
Ｏではなく；
　ｎ＝０，１，または２であり；
　Ｘ１、Ｘ２、Ｘ３は、Ｏ、Ｓを含む基から独立して選択され；
　Ｒ１は、ＣＨ３、Ｃ２Ｈ５、ＣＨ２Ｐｈ、アルキルまたは置換アルキルを含む基から選
択され；
　Ｒ２とＲ３は、Ｈ、ＯＨ、ＯＣＨ３、ＯＣ２Ｈ５、－ＣＯＯＨ、Ｎ３、アルキル、アル
ケニルまたはアルキニルを含む基から独立して選択され；
　Ｒ４とＲ５は、Ｈ、ＯＨ、ＯＣＨ３、ＯＣ２Ｈ５、－ＣＯＯＨ、ＣＨ２ＣＯＯＨ、Ｎ３

、ＣＨ２Ｎ３、アルキル、アルケニルまたはアルキニルを含む基から独立して選択され；
　Ｙ１とＹ２は、ＣＨ２、ＣＨＣｌ、ＣＣｌ２、ＣＦ２、ＣＨＦ、ＮＨ、Ｏを含む基から
独立して選択され；
　およびＢは、以下の式３、４、５、６、または７に係る基である、
５’－ホスホロチオラートキャップ類似体。
【化２】

【請求項２】
　次のものから成る基から選択される、請求項１に記載の化合物。
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【表１－１】
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【表１－２】
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【表１－３】

【請求項３】
　次のものから成る基から選択される、請求項１－２に記載の化合物。
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【表２－１】
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【表２－２】

【請求項４】
　式２に記載の５’－ホスホロチオラート類似体であって、
【化３】

　式中、
　ｍ＝０，１であり；
　ｎ＝０，１，または２であり；
　Ｌ１はＳであり；
　Ｘ１、Ｘ２、Ｘ３は、Ｏ、Ｓを含む基から独立して選択され；
　Ｒ１は、ＣＨ３、Ｃ２Ｈ５、ＣＨ２Ｐｈ、アルキルまたは置換アルキルを含む基から選
択され；
　Ｒ２とＲ３は、Ｈ、ＯＨ、ＯＣＨ３、ＯＣ２Ｈ５、－ＣＯＯＨ、Ｎ３、アルキル、また
は置換アルキルを含む基から独立して選択され；
　Ｙ１とＹ２は、ＣＨ２、ＣＨＣｌ、ＣＣｌ２、ＣＨＦ、ＣＦ２、ＮＨおよびＯを含む基
から独立して選択され、
　ここで、好ましくは、式２に記載の５’－ホスホロチオラート類似体は、式１３に記載
の５’－デオキシ－５’－チオグアノシン－７－メチルグアノシン　５’－ジホスホロチ
オラートである
５’－ホスホロチオラート類似体。
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【化４】

【請求項５】
　薬剤として使用される請求項１－４に記載の化合物。
【請求項６】
　脊髄筋萎縮症（ＳＭＡ）の処置および／またはＳＭＡの症状の緩和において薬剤として
使用される、請求項１－４に記載の化合物。
【請求項７】
　ＤｃｐＳ活性の調整剤としての、好ましくはＤｃｐＳ酵素活性の阻害剤としての、より
好ましくはｈＤｃｐＳの阻害剤としての、請求項１－４に記載の化合物の使用。
【請求項８】
　ｍＲＮＡ分解の調整および／またはｍＲＮＡスプライシングの調整における、請求項１
－４に記載の化合物の使用。
【請求項９】
　５’末端に、請求項１－３に記載の５’－ホスホロチオラートキャップ類似体を含むｍ
ＲＮＡであって；好ましくは、前記５’－ホスホロチオラートキャップ類似体は、ｍ７Ｇ
ＳｐｐｐＧ（２４番）、ｍ７，２’ＯＧＳｐｐｐＧ（２６番）、ｍ７ＧＳｐｐｐＳＧ（３
２番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＧ　Ｄ１（３０番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＧ　Ｄ２（３１番）、
ｍ７ＧＳｐｐｓｐＳＧ　Ｄ１（３３番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＳＧ　Ｄ２（３４番）を含む
基から選択され、より好ましくはｍ７，２’ＯＧＳｐｐｐＧ（２６番）である、ｍＲＮＡ
。
【請求項１０】
　ｍＲＮＡ分子の５’末端に５’－ホスホロチオラートキャップ類似体を含むｍＲＮＡの
調製方法であって、請求項１－３に記載の５’－ホスホロチオラートキャップ類似体がｍ
ＲＮＡ分子の合成中に組み込まれ；好ましくは、５’－ホスホロチオラートキャップ類似
体は、ｍ７ＧＳｐｐｐＧ（２４番）、ｍ７，２’ＯＧＳｐｐｐＧ（２６番）、ｍ７ＧＳｐ
ｐｐＳＧ（３２番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＧ　Ｄ１（３０番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＧ　Ｄ２
（３１番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＳＧ　Ｄ１（３３番）、ｍ７ＧＳｐｐｓｐＳＧ　Ｄ２（３
４番）を含む基から選択され、より好ましくはｍ７，２’ＯＧＳｐｐｐＧ（２６番）であ
り；ｍＲＮＡの合成がインビトロ転写を介して進むことを特徴とする、ｍＲＮＡの調製方
法。
【請求項１１】
　請求項１０に記載の方法で調製されたｍＲＮＡ。
【請求項１２】
　タンパク質の生成のための、５’－末端に請求項９および請求項１１に記載の５’－ホ
スホロチオラートキャップ類似体を含むｍＲＮＡの使用であって；好ましくは、タンパク
質の生成が細胞系または非細胞系で行われたことを特徴とする、ｍＲＮＡの使用。
【請求項１３】
　薬剤として使用される請求項９および請求項１１に記載のｍＲＮＡ。
【請求項１４】
　脊髄筋萎縮症（ＳＭＡ）の処置、および／またはＳＭＡの症状の緩和のための薬剤とし
て使用する、および／又は、癌治療の薬剤として、より好ましくは抗癌免疫療法の薬剤と
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して使用するための、請求項９および請求項１１に記載のｍＲＮＡ。
【請求項１５】
　ａ）請求項１－４に記載の化合物、または
　ｂ）請求項９および請求項１１に記載のｍＲＮＡ、および
　ｃ）薬学的に許容可能な担体
を含む医薬製剤。
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