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【 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 】
　 少 な く と も 1つ の メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ の 、 遺 伝 子 疾 患 の 予 防 、 改 善 ま た は 治 療 を 必 要 と す
る 脊 椎 動 物 に お い て 該 遺 伝 子 疾 患 を 予 防 、 改 善 ま た は 治 療 す る た め 該 脊 椎 動 物 にの 肝 臓 に



い ず れ の 手 段 に よ り 投 与 さ れ る 医 薬 品 を 製 造 す る た め の 使 用 。
【 請 求 項 ２ 】
　 少 な く と も 1つ の メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ の 、 DNA媒 介 物 を 提 示 す る 感 染 性 因 子 に よ り 引 き 起 こ
さ れ る 疾 患 の 予 防 、 改 善 ま た は 治 療 を 必 要 と す る 脊 椎 動 物 に お い て 該 疾 患 を 予 防 、
改 善 ま た は 治 療 す る た め 該 脊 椎 動 物 に い ず れ の 手 段 に よ り 投 与 さ れ る 医 薬 品 を 製 造 す る
た め の 使 用 。
【 請 求 項 ３ 】
　 少 な く と も 1つ の メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ の 、 該 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ を ヒ ト 以 外 の 脊 椎 動 物 の 体
内 に 導 入 す る こ と に よ る 治 療 以 外 の 目 的 の た め の ヒ ト 以 外 の 脊 椎 動 物 の 組 織 の ゲ ノ ム
工 学 の た め の 使 用 。
【 請 求 項 ４ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ が 、 ポ リ ペ プ チ ド ま た は プ ロ モ ー タ ー 、 例 え ば 組 織 特 異 的 プ ロ モ
ー タ ー お よ び ／ ま た は 誘 導 性 プ ロ モ ー タ ー を 含 む 適 切 な 転 写 調 節 要 素 の 制 御 下 に 該 ポ リ ペ
プ チ ド を エ ン コ ー ド す る 配 列 を 含 む ポ リ ヌ ク レ オ チ ド 構 築 物 の い ず れ か と し て 用 い る こ と
が で き る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 3の い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 ５ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ が 、 単 独 で ま た は 適 切 な 賦 形 剤 も し く は 担 体 の 少 な く と も い ず れ
か お よ び ／ ま た は タ ー ゲ テ ィ ン グ DNAと と も に 投 与 さ れ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 4の
い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 ６ 】
　 前 記 適 切 な 賦 形 剤 が 、 リ ポ ソ ー ム 、 ポ リ エ チ レ ン イ ミ ン お よ び 膜 転 位 ペ プ チ ド か ら な る
群 よ り 選 択 さ れ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 5の い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 ７ 】
　 前 記 DNAの タ ー ゲ テ ィ ン グ 断 片 が 、 標 的 遺 伝 子 座 と 相 同 性 を 共 有 す る 配 列 で 挟 ま れ る 対
象 の 部 位 を 改 変 す る 配 列 を 含 む こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 6の い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用
。
【 請 求 項 ８ 】
　 前 記 相 同 な 配 列 が 、 前 記 標 的 遺 伝 子 座 と 少 な く と も 50 bp、 好 ま し く は 100 bpよ り 多 く
、 よ り 好 ま し く は 200 bpよ り 多 く を 有 す る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 7に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 ９ 】
　 対 象 の 部 位 を 改 変 す る 前 記 配 列 が 、 遺 伝 子 損 傷 を 修 復 す る た め の 遺 伝 子 の 正 し い 配 列 で
あ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 7ま た は 8に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ０ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ が 、 ホ ー ミ ン グ エ ン ド ヌ ク レ ア ー ゼ 、 ジ ン ク フ ィ ン ガ ー ヌ ク レ ア
ー ゼ お よ び い ず れ の 当 初 の メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ に 由 来 す る メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ 変 異 型 で あ っ て
、 当 初 の メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ の 部 位 と は 異 な る 認 識 ・ 切 断 部 位 を 示 す 変 異 型 か ら な る 群 か ら
選 択 さ れ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 9の い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ １ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ を エ ン コ ー ド す る 前 記 配 列 お よ び ／ ま た は DNAの 前 記 タ ー ゲ テ ィ
ン グ 断 片 が ベ ク タ ー に 挿 入 さ れ て い る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 6ま た は 10の い ず れ か 1
つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ２ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ が 、 実 質 的 に 非 免 疫 原 性 で あ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ 11の
い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ３ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ が 、 単 一 遺 伝 子 劣 性 疾 患 の 予 防 、 改 善 ま た は 治 療 の た め に 対 象 の
部 位 を 修 復 可 能 な 配 列 を 含 む 請 求 項 7で 規 定 し た DNAの タ ー ゲ テ ィ ン グ 断 片 と と も に 用 い ら
れ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1お よ び 4～ 12の い ず れ か 1つ に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ４ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ が 、 優 性 ま た は 複 合 の 異 型 接 合 突 然 変 異 を 原 因 と す る 遺 伝 子 疾 患
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を 予 防 、 改 善 ま た は 治 療 す る た め に 単 独 で あ る い は 少 な く と も 1つ の 適 切 な 賦 形 剤 お よ び
／ ま た は 担 体 と と も に 用 い ら れ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1お よ び 4～ 12の い ず れ か 1つ に
記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ５ 】
　 前 記 感 染 性 因 子 が ウ イ ル ス で あ る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 2お よ び 7～ 12の い ず れ か 1つ
に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ６ 】
　 前 記 ウ イ ル ス が BV こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 に 記 載 の 使 用 。
【 請 求 項 １ ７ 】
　 前 記 メ ガ ヌ ク レ ア ー ゼ を エ ン コ ー ド す る 前 記 配 列 お よ び DNAの 前 記 タ ー ゲ テ ィ ン グ 断 片
が 同 じ ベ ク タ ー に 挿 入 さ れ て い る こ と を 特 徴 と す る 請 求 項 1～ の い ず れ か 1つ に 記 載 の 使
用 。
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