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【 請 求 項 １ 】
　 組 換 え ア デ ノ 随 伴 ウ イ ル ス （ ｒ Ａ Ａ Ｖ ） ｓ ｃ Ａ Ａ Ｖ ｒ ｈ ７ ４ ． Ｍ Ｈ Ｃ Ｋ ７ ． ｈ Ｓ Ｇ Ｃ Ｇ  
を 含 む 、 そ れ を 必 要 と す る 対 象 に お い て 筋 ジ ス ト ロ フ ィ ー を 治 療 す る た め の 組 成 物 で あ っ  
て 、
　 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ が 、 全 身 投 与 経 路 を 使 用 し 、 定 量 標 準 と し て の 直 線 化 プ ラ ス ミ ド に 基 づ き  
約 ２ × １ ０ １ ２ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ ～ 約 ５ ． ０ × １ ０ １ ４ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ の 用 量 で 投 与 さ れ ； 前 記 対 象  
に お け る 血 清 ク レ ア チ ン キ ナ ー ゼ （ Ｃ Ｋ ） レ ベ ル が 、 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 前 の 血 清 Ｃ Ｋ レ  
ベ ル と 比 較 し て 、 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 後 に 減 少 す る 、 組 成 物 。
【 請 求 項 ２ 】
　 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ が 、 静 脈 内 経 路 を 使 用 し て 投 与 さ れ る 、 請 求 項 １ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ３ 】
　 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ が 、 定 量 標 準 と し て の 直 線 化 プ ラ ス ミ ド に 基 づ き ４ ． ６ ３ × １ ０ １ ２ ｖ ｇ  
／ ｋ ｇ 、 約 １ ． ８ ５ × １ ０ １ ３ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ も し く は ７ ． ４ １ × １ ０ １ ３ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ ま た は  
定 量 標 準 と し て の ス ー パ ー コ イ ル プ ラ ス ミ ド に 基 づ き 約 １ ． ２ ５ × １ ０ １ ３ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ 、  
約 ５ ． ０ × １ ０ １ ３ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ も し く は 約 ２ ． ０ × １ ０ １ ４ ｖ ｇ ／ ｋ ｇ で 投 与 さ れ る 、 請  
求 項 １ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ４ 】
　 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ が 、 配 列 番 号 １ ま た は 配 列 番 号 ７ に 対 し て 少 な く と も ９ ０ ％ 、 ９ ５ ％ 、 ま  
た は ９ ９ ％ 同 一 で あ る ヌ ク レ オ チ ド 配 列 を 含 む 、 請 求 項 １ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ５ 】
　 前 記 筋 ジ ス ト ロ フ ィ ー が 、 肢 帯 型 筋 ジ ス ト ロ フ ィ ー で あ る 、 請 求 項 １ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ６ 】
ガ ン マ － サ ル コ グ リ カ ン タ ン パ ク 質 の 発 現 の レ ベ ル が 、 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 後 に 、 ｒ Ａ Ａ Ｖ の  
投 与 前 の ガ ン マ － サ ル コ グ リ カ ン タ ン パ ク 質 の レ ベ ル と 比 較 し て 、 少 な く と も ３ ０ 、 ３ １  
、 ３ ２ 、 ３ ３ 、 ３ ４ 、 ３ ５ 、 ３ ６ 、 ３ ７ 、 ３ ８ 、 ３ ９ 、 ま た は ４ ０ ％ 増 加 さ れ る 、 請 求 項
３ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ７ 】
　 前 記 対 象 の 筋 組 織 に お け る ガ ン マ － サ ル コ グ リ カ ン 陽 性 線 維 の 数 が 、 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 前  
の ガ ン マ － サ ル コ グ リ カ ン 陽 性 線 維 の 数 と 比 較 し て 、 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 後 に 少 な く と も ４ ０  
、 ４ １ 、 ま た は ４ ２ ％ 増 加 さ れ る 、 請 求 項 １ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ８ 】
　 前 記 対 象 に お け る 血 清 Ｃ Ｋ レ ベ ル が 、 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 前 の 血 清 Ｃ Ｋ レ ベ ル と 比 較 し て 、  
ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 の ６ ０ 日 ～ ９ ０ 日 、 ６ ０ 日 、 ま た は ９ ０ 日 後 ま で に 少 な く と も ８ ２ 、 ８ ３  
、 ８ ４ 、 ８ ５ 、 ８ ６ 、 ８ ７ 、 ８ ８ 、 ８ ９ 、 ま た は ９ ０ ％ 減 少 す る 、 請 求 項 １ に 記 載 の 組 成  
物 。
【 請 求 項 ９ 】
　 前 記 対 象 に お け る ア ル フ ァ － サ ル コ グ リ カ ン お よ び ／ ま た は ベ ー タ － サ ル コ グ リ カ ン の  
レ ベ ル が 、 ｒ Ａ Ａ Ｖ の 投 与 前 の ア ル フ ァ － サ ル コ グ リ カ ン の レ ベ ル と 比 較 し て 、 前 記 ｒ Ａ  
Ａ Ｖ の 投 与 後 に 増 加 さ れ る 、 請 求 項 １ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ０ 】
　 ｒ Ａ Ａ Ｖ   ｓ ｃ Ａ Ａ Ｖ ｒ ｈ ７ ４ ． Ｍ Ｈ Ｃ Ｋ ７ ． ｈ Ｓ Ｇ Ｃ Ｇ ベ ク タ ー 、
　 緩 衝 剤 、
　 イ オ ン 強 度 剤 ； お よ び
約 ０ ． ０ ０ ０ ０ １ ％ ～ 約 １ ％ の 濃 度 の ポ ロ キ サ マ ー を 含 む 界 面 活 性 剤
を 含 む 、 組 成 物 。
【 請 求 項 １ １ 】
　 前 記 ｒ Ａ Ａ Ｖ が 、 約 １ ． ０ × １ ０ １ ２ ｖ ｇ ／ ｍ ｌ ～ 約 ５ ． ０ × １ ０ １ ４ ｖ ｇ ／ ｍ ｌ 、 ま  
た は 約 ５ ． ０ × １ ０ １ ２ ｖ ｇ ／ ｍ ｌ ～ 約 １ ． ０ × １ ０ １ ４ ｖ ｇ ／ ｍ ｌ の 濃 度 で あ る 、 請 求  
項 １ ０ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ２ 】
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　 前 記 緩 衝 剤 が 、 ト リ ス 、 ト リ シ ン 、 ビ ス ト リ シ ン 、 Ｈ Ｅ Ｐ Ｅ Ｓ 、 Ｍ Ｏ Ｐ Ｓ 、 Ｔ Ｅ Ｓ 、 Ｔ  
Ａ Ｐ Ｓ 、 Ｐ Ｉ Ｐ Ｅ Ｓ 、 お よ び Ｃ Ａ Ｐ Ｓ の う ち の 一 つ ま た は 複 数 を 含 む 、 請 求 項 １ ０ に 記 載  
の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ３ 】
　 前 記 緩 衝 剤 が 、 約 ５ ｍ Ｍ ～ 約 ４ ０ ｍ Ｍ の 濃 度 の ｐ Ｈ ８ ． ０ を 有 す る ト リ ス を 含 む 、 請 求  
項 １ ２ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ４ 】
　 前 記 イ オ ン 強 度 剤 が 、 塩 化 カ リ ウ ム （ Ｋ Ｃ ｌ ） 、 酢 酸 カ リ ウ ム 、 硫 酸 カ リ ウ ム 、 硫 酸 ア  
ン モ ニ ウ ム 、 塩 化 ア ン モ ニ ウ ム （ Ｎ Ｈ ４ Ｃ ｌ ） 、 酢 酸 ア ン モ ニ ウ ム 、 塩 化 マ グ ネ シ ウ ム （  
Ｍ ｇ Ｃ ｌ ２ ） 、 酢 酸 マ グ ネ シ ウ ム 、 硫 酸 マ グ ネ シ ウ ム 、 塩 化 マ ン ガ ン （ Ｍ ｎ Ｃ ｌ ２ ） 、 酢  
酸 マ ン ガ ン 、 硫 酸 マ ン ガ ン 、 塩 化 ナ ト リ ウ ム （ Ｎ ａ Ｃ ｌ ） 、 酢 酸 ナ ト リ ウ ム 、 塩 化 リ チ ウ  
ム （ Ｌ ｉ Ｃ ｌ ） 、 ま た は 酢 酸 リ チ ウ ム の う ち の 一 つ ま た は 複 数 を 含 む 、 請 求 項 １ ０ に 記 載  
の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ５ 】
　 前 記 イ オ ン 強 度 剤 が 、 約 ０ ． ２ ｍ Ｍ ～ 約 ４ ｍ Ｍ の 濃 度 の Ｍ ｇ Ｃ ｌ ２ を 含 む 、 請 求 項 １ ０
に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ６ 】
　 前 記 イ オ ン 強 度 剤 が 、 約 ５ ０ ｍ Ｍ ～ 約 ５ ０ ０ ｍ Ｍ の 濃 度 の Ｎ ａ Ｃ ｌ を 含 む 、 請 求 項 １ ０
に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ７ 】
　 前 記 イ オ ン 強 度 剤 が 、 約 ０ ． ２ ｍ Ｍ ～ 約 ４ ｍ Ｍ の 濃 度 の Ｍ ｇ Ｃ ｌ ２ お よ び 約 ５ ０ ｍ Ｍ ～  
約 ５ ０ ０ ｍ Ｍ の 濃 度 の Ｎ ａ Ｃ ｌ を 含 む 、 請 求 項 １ ０ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ８ 】
　 前 記 ｓ ｃ Ａ Ａ Ｖ ｒ ｈ ７ ４ ． Ｍ Ｈ Ｃ Ｋ ７ ． ｈ Ｓ Ｇ Ｃ Ｇ ベ ク タ ー が 、 配 列 番 号 ７ の ヌ ク レ オ  
チ ド 配 列 を 含 む 、 請 求 項 １ ０ に 記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ９ 】
　 組 換 え Ａ Ａ Ｖ   ｓ ｃ Ａ Ａ Ｖ ｒ ｈ ７ ４ ． Ｍ Ｈ Ｃ Ｋ ７ ． ｈ Ｓ Ｇ Ｃ Ｇ を 作 製 す る 方 法 で あ っ て  
、 プ ラ ス ミ ド を 細 胞 に 導 入 す る こ と を 含 み 、 前 記 プ ラ ス ミ ド が 、 配 列 番 号 ８ に 対 し て 少 な  
く と も ９ ０ ％ 、 ９ ５ ％ 、 ま た は ９ ９ ％ 同 一 で あ る ヌ ク レ オ チ ド 配 列 を 含 む 、 方 法 。
【 請 求 項 ２ ０ 】
　 前 記 プ ラ ス ミ ド が 、 配 列 番 号 ８ の ヌ ク レ オ チ ド 配 列 を 含 む 、 請 求 項 １ ９ に 記 載 の 方 法 。
【 請 求 項 ２ １ 】
　 配 列 番 号 ８ に 対 し て 少 な く と も ９ ０ ％ 、 ９ ５ ％ 、 ま た は ９ ９ ％ 同 一 で あ る ヌ ク レ オ チ ド  
配 列 を 含 む プ ラ ス ミ ド を 含 む 、 細 胞 。
【 請 求 項 ２ ２ 】
　 前 記 プ ラ ス ミ ド が 、 配 列 番 号 ８ の ヌ ク レ オ チ ド 配 列 を 含 む 、 請 求 項 ２ １ に 記 載 の 細 胞 。
【 請 求 項 ２ ３ 】
　 前 記 細 胞 が 、 昆 虫 細 胞 、 蚊 細 胞 、 ま た は 哺 乳 類 細 胞 で あ る 、 請 求 項 ２ １ ま た は ２ ２ に 記  
載 の 細 胞 。
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