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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26年1月16日(2014.1.16)

【公表番号】特表2013-514321(P2013-514321A)
【公表日】平成25年4月25日(2013.4.25)
【年通号数】公開・登録公報2013-020
【出願番号】特願2012-543756(P2012-543756)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  31/7088   (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/113    (2010.01)
   Ａ６１Ｋ  31/713    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  31/12     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  37/06     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  29/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  19/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/02     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ  31/7088  　　　　
   Ｃ１２Ｎ  15/00    ＺＮＡＧ
   Ａ６１Ｋ  31/713   　　　　
   Ａ６１Ｋ  48/00    　　　　
   Ａ６１Ｐ  35/00    　　　　
   Ａ６１Ｐ  31/12    　　　　
   Ａ６１Ｐ  37/06    　　　　
   Ａ６１Ｐ  29/00    １０１　
   Ａ６１Ｐ  19/02    　　　　
   Ａ６１Ｐ  35/02    　　　　

【手続補正書】
【提出日】平成25年11月20日(2013.11.20)
【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】
　第１の鎖および第２の鎖を含むＨＳＦ１に対するＲＮＡｉ剤を含む組成物であって、第
１の鎖の配列は、配列番号：６３７、６３８、６３９、６８１、７８１、７８２、７８３
または７８４の配列を含み、第１の鎖および／または第２の鎖は修飾されており、第１の
鎖は約３０以下のヌクレオチドの長さである、組成物。
【請求項２】
　ＨＳＦ１に対する第２のＲＮＡｉ剤をさらに含む、請求項１に記載の組成物。
【請求項３】
　第１の鎖および第２の鎖が、両方とも約１９から約２３のヌクレオチドの長さである、
請求項１に記載の組成物。
【請求項４】
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　ＲＮＡｉ剤が、修飾された糖骨格、ホスホロチオエート結合または２’－修飾ヌクレオ
チドを含む、請求項１に記載の組成物。
【請求項５】
　ＲＮＡｉ剤が、２’－デオキシ、２’－デオキシ－２’－フルオロ、２’－Ｏ－メチル
、２’－Ｏ－メトキシエチル（２’－Ｏ－ＭＯＥ）、２’－Ｏ－アミノプロピル（２’－
Ｏ－ＡＰ）、２’－Ｏ－ジメチルアミノエチル（２’－Ｏ－ＤＭＡＯＥ）、２’－Ｏ－ジ
メチルアミノプロピル（２’－Ｏ－ＤＭＡＰ）、２’－Ｏ－ジメチルアミノエチルオキシ
エチル（２’－Ｏ－ＤＭＡＥＯＥ）および２’－Ｏ－Ｎ－メチルアセトアミド（２’－Ｏ
－ＮＭＡ）からなる群から選択される２’－修飾を含む、請求項１に記載の組成物。
【請求項６】
　ＲＮＡｉ剤が、平滑末端または１から４個の不対ヌクレオチドを有するオーバーハング
を含む、請求項１に記載の組成物。
【請求項７】
　ＲＮＡｉ剤が、１つ以上の診断化合物、レポーター基、架橋剤、ヌクレアーゼ耐性を与
える部分、天然もしくは異常核酸塩基、親油性分子、コレステロール、脂質、レクチン、
ステロイド、ウバオール(uvaol)、ヘコゲニン、ジオスゲニン、テルペン、トリテルペン
、サルササポゲニン、フリーデリン(Friedelin)、エピフリーデラノール誘導体化リトコ
ール酸、ビタミン、炭水化物、デキストラン、プルラン、キチン、キトサン、合成炭水化
物、オリゴ乳酸エステル　１５－ｍｅｒ、天然ポリマー、低もしくは中間分子量ポリマー
、イヌリン、シクロデキストリン、ヒアルロン酸、タンパク質、タンパク質－結合剤、イ
ンテグリン標的分子、ポリカチオン性物質、ペプチド、ポリアミン、ペプチド模倣物およ
び／またはトランスフェリンに結合している、請求項１に記載の組成物。
【請求項８】
　第１の鎖および第２の鎖を含むＨＳＦ１に対するＲＮＡｉ剤を含む組成物であって、第
１の鎖の配列は、配列番号：６３７、６３８、６３９、６８１、７８１、７８２、７８３
または７８４の配列である、組成物。
【請求項９】
　組成物が、ＨＳＦ１に対する第２のＲＮＡｉ剤をさらに含む、請求項８に記載の組成物
。
【請求項１０】
　第１の鎖および第２の鎖が、両方とも１９から２３のヌクレオチドの長さである、請求
項８に記載の組成物。
【請求項１１】
　ＲＮＡｉ剤が、修飾された糖骨格、ホスホロチオエート結合または２’－修飾ヌクレオ
チドを含む、請求項８に記載の組成物。
【請求項１２】
　ＲＮＡｉ剤が、２’－デオキシ、２’－デオキシ－２’－フルオロ、２’－Ｏ－メチル
、２’－Ｏ－メトキシエチル（２’－Ｏ－ＭＯＥ）、２’－Ｏ－アミノプロピル（２’－
Ｏ－ＡＰ）、２’－Ｏ－ジメチルアミノエチル（２’－Ｏ－ＤＭＡＯＥ）、２’－Ｏ－ジ
メチルアミノプロピル（２’－Ｏ－ＤＭＡＰ）、２’－Ｏ－ジメチルアミノエチルオキシ
エチル（２’－Ｏ－ＤＭＡＥＯＥ）、および２’－Ｏ－Ｎ－メチルアセトアミド（２’－
Ｏ－ＮＭＡ）からなる群から選択される２’－修飾を含む、請求項８に記載の組成物。
【請求項１３】
　ＲＮＡｉ剤が、平滑末端または１から４個の不対ヌクレオチドを有するオーバーハング
を含む、請求項８に記載の組成物。
【請求項１４】
　ＲＮＡｉ剤が、１つ以上の診断化合物、レポーター基、架橋剤、ヌクレアーゼ耐性を与
える部分、天然もしくは異常核酸塩基、親油性分子、コレステロール、脂質、レクチン、
ステロイド、ウバオール、ヘコゲニン、ジオスゲニン、テルペン、トリテルペン、サルサ
サポゲニン、フリーデリン、エピフリーデラノール誘導体化リトコール酸、ビタミン、炭
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水化物、デキストラン、プルラン、キチン、キトサン、合成炭水化物、オリゴ乳酸エステ
ル　１５－ｍｅｒ、天然ポリマー、低もしくは中間分子量ポリマー、イヌリン、シクロデ
キストリン、ヒアルロン酸、タンパク質、タンパク質－結合剤、インテグリン標的分子、
ポリカチオン性物質、ペプチド、ポリアミン、ペプチド模倣物および／またはトランスフ
ェリンに結合している、請求項８に記載の組成物。
【請求項１５】
　薬学的に許容される担体ならびに治療有効量の第１の鎖および第２の鎖を含むＨＳＦ１
に対するＲＮＡｉ剤を含む組成物を個体に投与する工程を含む、癌に罹患している個体に
おけるＨＳＦ１の発現を阻害する方法であって、第１の鎖の配列は、配列番号：６３７、
６３８、６３９、６８１、７８１、７８２、７８３または７８４の配列を含み、そして／
または第２の鎖の配列は、配列番号：１２５、１２６、１２７、１６９、２６９、２７０
、２７１または２７２の配列を含み、第１の鎖および／または第２の鎖は修飾されている
か、または修飾されておらず、第１の鎖および／または第２の鎖は約３０以下のヌクレオ
チドの長さであり、所望により、ＨＳＦ１に対する第２のＲＮＡｉ剤を投与する工程をさ
らに含む、方法。
【請求項１６】
　膀胱、骨、乳房、子宮頸、大腸、結腸直腸、子宮内膜、線維肉腫、胃腸、造血器、腸、
腎臓、肝臓、肺、リンパ腫、神経外胚葉、神経芽腫、ユーイング肉腫、骨肉腫、卵巣、膵
臓、胸膜、前立腺、皮膚、扁平上皮、胃、および精巣癌、白血病、前骨髄球性白血病、な
らびにホジキン病のリストから選択される癌である、請求項１５に記載の方法。
【請求項１７】
　さらなる癌処置を施す工程をさらに含む、請求項１５に記載の方法。
【請求項１８】
　第１の鎖および第２の鎖を含むＨＳＦ１に対するＲＮＡｉ剤を含む組成物であって、第
１の鎖の配列は、配列番号：６３７、６３８、６３９、６８１、７８１、７８２、７８３
または７８４の配列であり、そして／または第２の鎖の配列は、配列番号：１２５、１２
６、１２７、１６９、２６９、２７０、２７１または２７２の配列であり、第１の鎖およ
び／または第２の鎖は修飾されている、組成物。
【請求項１９】
　ＲＮＡｉ剤が、インビトロでＨｅＬａ細胞および／またはＷＩ－３８細胞におけるＨＳ
Ｆ１の発現を少なくとも約８０％阻害することができる、請求項１８に記載の組成物。
【請求項２０】
　ＲＮＡｉ剤が、インビトロでＷＩ－３８細胞におけるＨＳＦ１の発現を少なくとも約９
０％阻害することができる、請求項１８に記載の組成物。
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