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　 　 　 【 請 求 項 １ 】 　

　
　
　
　
　
　
　
　
　

リ ソ ソ ー ム 蓄 積 症 の 治 療 の た め の 医 薬 の 製 造 に お け る 、 次 式 の 化 合
物 の 有 効 量 の 使 用 ：
　 【 化 １ 】

（ 式 中 、 Ｒ １ は Ｈ 、 Ｃ Ｈ ３ ま た は Ｃ Ｈ 2 Ｃ Ｈ 3 を 表 わ し 、 Ｒ ２ お よ び Ｒ ３ は 、 そ れ ぞ れ 独 立
し て 、 Ｈ 、 Ｏ Ｈ 、 １ ～ ６ 炭 素 ア ル キ ル 、 ヒ ド ロ キ シ ア ル キ ル 、 ア ル コ キ シ 、 ま た は 単 糖 を
表 わ し 、 Ｒ ４ お よ び Ｒ ５ は 独 立 し て Ｈ ま た は Ｏ Ｈ を 表 わ す ） 、 ま た は
　 【 化 ２ 】



　
　
　
　
　
　
　

　 　 　 【 請 求 項 ２ 】 　

　
　
　
　
　
　
　
　
　

　 　 　 【 請 求 項 ３ 】 　 ２ ， ５ － ジ デ オ キ
シ － ２ ， ５ － イ ミ ノ － Ｄ － マ ン ニ ト ー ル 、 ３ ， ４ － ｄ ｉ ｅ ｐ ｉ － α － ホ モ ノ ジ リ マ イ シ ン
(homonojirimaycin)、 ５ － Ｏ － α － Ｄ － ガ ラ ク ト ピ ラ ノ シ ル － α － ホ モ ノ ジ リ マ イ シ ン 、
１ － デ オ キ シ ガ ラ ク ト ノ ジ リ マ イ シ ン 、 ４ － ｅ ｐ ｉ － フ ァ ゴ ミ ン (fagomine)か ら 成
る 群 か ら 選 択 さ れ る こ と を 特 徴 と す る 。
　 　 　 【 請 求 項 ４ 】 　

　 　 　 【 請 求 項 ５ 】 　 、 前 記 化 合 物 が １ － デ オ キ シ ガ ラ ク
ト ノ ジ リ マ イ シ ン で あ る こ と を 特 徴 と す る 。
　 　 　 【 請 求 項 ６ 】 　 哺 乳 動 物 細 胞 中 の の 活 性 を 増 大 す る 方
法 で あ っ て 、 次 式 の 化 合 物 の 有 効 量 を 投 与 す る こ と を 含 む 方 法 ：
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（ 式 中 、 カ リ ス テ ジ ン Ａ ３ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で
あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ る ； カ リ ス テ ジ ン Ｂ ２ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ
り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｏ Ｈ で あ る ； カ リ ス テ ジ ン Ｂ ３ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り
、 Ｒ ２ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｏ Ｈ で あ る ； お よ び 、 Ｎ － メ チ ル － カ リ ス
テ ジ ン に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｃ Ｈ ３ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ
で あ る ） 。

請 求 項 １ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 化 合 物 が 次 式 を 有 す る こ と を
特 徴 と す る 使 用 ：
　 【 化 ３ 】

（ 式 中 、 Ｒ １ は Ｈ 、 Ｃ Ｈ ３ ま た は Ｃ Ｈ 2 Ｃ Ｈ 3 を 表 わ し 、 Ｒ ２ お よ び Ｒ ３ は 、 そ れ ぞ れ 独 立
し て 、 １ ～ ３ 炭 素 ア ル キ ル 、 ア ル コ キ シ ル 、 ま た は ヒ ド ロ キ シ ア ル キ ル 基 を 表 す ） 。

請 求 項 １ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 化 合 物 が 、

お よ び
使 用

請 求 項 １ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 蓄 積 症 が フ ァ ブ リ
病 で あ る こ と を 特 徴 と す る 使 用 。

請 求 項 ４ に 記 載 の 使 用 で あ っ て
使 用

イ ン ビ ト ロ で リ ソ ソ ー ム 酵 素

　 【 化 ４ 】

（ 式 中 、 Ｒ １ は Ｈ 、 Ｃ Ｈ ３ ま た は Ｃ Ｈ 2 Ｃ Ｈ 3 を 表 わ し 、 Ｒ ２ お よ び Ｒ ３ は 、 そ れ ぞ れ 独 立



　
　
　
　
　
　
　
　

。
　 　 　 【 請 求 項 ７ 】 　

　
　
　
　
　
　
　
　
　

。
　 　 　 【 請 求 項 ８ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 ９ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ０ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ １ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ２ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ３ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ４ 】 　
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し て 、 Ｈ 、 Ｏ Ｈ 、 １ ～ ６ 炭 素 ア ル キ ル 、 ヒ ド ロ キ シ ア ル キ ル 、 ア ル コ キ シ 、 ま た は 単 糖 を
表 わ し 、 Ｒ ４ お よ び Ｒ ５ は 独 立 し て Ｈ ま た は Ｏ Ｈ を 表 わ す ） 、 ま た は
　 【 化 ５ 】

（ 式 中 、 カ リ ス テ ジ ン Ａ ３ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で
あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ る ； カ リ ス テ ジ ン Ｂ ２ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ
り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ る ； カ リ ス テ ジ ン Ｂ ３ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、
Ｒ ２ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｏ Ｈ で あ る ； お よ び Ｎ － メ チ ル － カ リ ス テ ジ
ン に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｃ Ｈ ３ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ
る ）

請 求 項 ６ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 化 合 物 が 次 式 を 有 す る こ と を
特 徴 と す る 方 法 ：
　 【 化 ６ 】

（ 式 中 、 Ｒ １ は Ｈ 、 Ｃ Ｈ ３ ま た は Ｃ Ｈ 2 Ｃ Ｈ 3 を 表 わ し 、 Ｒ ２ お よ び Ｒ ３ は 、 そ れ ぞ れ 独 立
し て 、 １ ～ ３ 炭 素 ア ル キ ル 、 ア ル コ キ シ ル 、 ま た は ヒ ド ロ キ シ ア ル キ ル 基 を 表 す ）

請 求 項 ７ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 化 合 物 が １ － デ オ キ シ ガ ラ ク
ト ノ ジ リ マ イ シ ン で あ る こ と を 特 徴 と す る 方 法

請 求 項 ８ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 酵 素 が α -ガ ラ ク
ト シ ダ ー ゼ Ａ で あ る こ と を 特 徴 と す る 方 法

請 求 項 １ 又 は ６ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 酵 素 が 変
異 し 、 小 胞 体 に お い て 不 適 当 な 立 体 配 座 に 折 り 畳 ま れ る こ と を 特 徴 と す る 方 法

請 求 項 １ ０ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 酵 素 が α -ガ
ラ ク ト シ ダ ー ゼ Ａ で あ る こ と を 特 徴 と す る 方 法

請 求 項 ６ 又 は １ ０ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 酵 素 が
安 定 化 さ れ る こ と を 特 徴 と す る 方 法

請 求 項 ６ 又 は １ ０ に 記 載 の 方 法 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 酵 素 の
分 解 が 防 止 さ れ る こ と を 特 徴 と す る 方 法

被 験 者 の 脈 管 内 皮 細 胞 に お け る 中 性 ス フ ィ ン ゴ 糖 脂 質 の 蓄 積 を 防
止 す る た め の 医 薬 の 製 造 に お け る 、 次 式 の 化 合 物 の 有 効 量 の 使 用 ：
　 【 化 ７ 】



　
　
　
　
　
　
　
　
　

　
　
　
　
　
　
　
　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ５ 】 　

　
　
　
　
　
　
　
　
　
　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ６ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ７ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ８ 】 　

。
　 　 　 【 請 求 項 １ ９ 】 　

。
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（ 式 中 、 Ｒ １ は Ｈ 、 Ｃ Ｈ ３ ま た は Ｃ Ｈ 2 Ｃ Ｈ 3 を 表 わ し 、 Ｒ ２ お よ び Ｒ ３ は 、 そ れ ぞ れ 独 立
し て 、 Ｈ 、 Ｏ Ｈ 、 １ ～ ６ 炭 素 ア ル キ ル 、 ヒ ド ロ キ シ ア ル キ ル 、 ア ル コ キ シ 、 ま た は 単 糖 を
表 わ し 、 Ｒ ４ お よ び Ｒ ５ は 独 立 し て Ｈ ま た は Ｏ Ｈ を 表 わ す ） 、 ま た は
　 【 化 ８ 】

（ 式 中 、 カ リ ス テ ジ ン Ａ ３ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で
あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ る ； カ リ ス テ ジ ン Ｂ ２ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ
り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ る ； カ リ ス テ ジ ン Ｂ ３ に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｈ で あ り 、
Ｒ ２ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｏ Ｈ で あ る ； 及 び 、 Ｎ － メ チ ル － カ リ ス テ ジ
ン に つ い て は 、 Ｒ １ ＝ Ｃ Ｈ ３ で あ り 、 Ｒ ２ ＝ Ｏ Ｈ で あ り 、 Ｒ ３ ＝ Ｈ で あ り 、 Ｒ ４ ＝ Ｈ で あ
る ）

請 求 項 １ ４ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 化 合 物 が 次 式 を 有 す る こ
と を 特 徴 と す る 使 用 ：
　 【 化 ９ 】

（ 式 中 、 Ｒ １ は Ｈ 、 Ｃ Ｈ ３ ま た は Ｃ Ｈ 2 Ｃ Ｈ 3 を 表 わ し 、 Ｒ ２ お よ び Ｒ ３ は 、 そ れ ぞ れ 独 立
し て 、 １ ～ ３ 炭 素 ア ル キ ル 、 ア ル コ キ シ ル 、 ヒ ド ロ キ シ ア ル キ ル 基 を 表 す ）

請 求 項 １ ５ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 化 合 物 が １ － デ オ キ シ ガ
ラ ク ト ノ ジ リ マ イ シ ン で あ る こ と を 特 徴 と す る 使 用

請 求 項 １ ４ 又 は １ ５ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 被 験 者 が 、 リ ソ
ソ ー ム 蓄 積 症 と 診 断 さ れ た こ と を 特 徴 と す る 使 用

請 求 項 １ ７ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 リ ソ ソ ー ム 蓄 積 症 が フ ァ
ブ リ 病 で あ る こ と を 特 徴 と す る 使 用

請 求 項 １ ４ ～ １ ８ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 ス フ ィ ン ゴ 糖 脂 質
が 、 主 と し て セ ラ ミ ド ト リ ヘ キ ソ シ ド で あ る こ と を 特 徴 と す る 使 用



　 　 　 【 請 求 項 ２ ０ 】 　

　 　 　 【 請 求 項 ２ １ 】 　

。

(5) JP 2003-528799 A5 2006.7.13

請 求 項 １ ９ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 医 薬 が さ ら に 、 脈 管 内 皮
細 胞 に お け る 中 性 ス フ ィ ン ゴ 糖 脂 質 の 蓄 積 に 付 随 す る 腎 機 能 不 全 を 防 止 す る こ と を 特 徴 と
す る 使 用 。

請 求 項 １ ９ に 記 載 の 使 用 で あ っ て 、 前 記 医 薬 が さ ら に 、 被 験 者 の
脈 管 内 皮 細 胞 に お け る 中 性 ス フ ィ ン ゴ 糖 脂 質 の 蓄 積 に 付 随 す る 早 発 心 筋 梗 塞 お よ び 発 作 （
strokes） を 防 止 す る こ と を 特 徴 と す る 使 用
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