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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21年7月9日(2009.7.9)

【公表番号】特表2008-540445(P2008-540445A)
【公表日】平成20年11月20日(2008.11.20)
【年通号数】公開・登録公報2008-046
【出願番号】特願2008-510224(P2008-510224)
【国際特許分類】
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【手続補正書】
【提出日】平成21年5月1日(2009.5.1)
【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】
　生物学的に活性な分子をコードするＡＡＶベクターを含む、代謝性疾患を治療するため
の医薬組成物であって、注入されるＡＡＶベクターが中枢神経系の遠位部位に局在する細
胞を透過し、コードされた生物学的に活性な分子が翻訳される条件下において、哺乳類の
疾患にかかっている中枢神経系の部位に投与される、組成物。
【請求項２】
　次いで、翻訳された生物学的に活性な分子が発現される、請求項１に記載の組成物。
【請求項３】
　哺乳類がリソソーム蓄積症または異常なコレステロール代謝である、請求項１に記載の
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組成物。
【請求項４】
　リソソーム蓄積症がニーマン－ピック病Ａ型である、請求項３に記載の組成物。
【請求項５】
　哺乳類がヒトである、請求項１に記載の組成物。
【請求項６】
　遠位部位が投与部位に対して対側である、請求項１に記載の組成物。
【請求項７】
　投与部位が脊髄、脳幹、海馬、線条体、延髄、脳橋、中脳、小脳、視床、視床下部、大
脳皮質、後頭葉、側頭葉、頭頂葉、および前頭葉からなる群から選択されるＣＮＳ領域で
ある、請求項１に記載の組成物。
【請求項８】
　投与部位が海馬内であり、遠位部位が対側の歯状回、対側のＣＡ３、内側隔壁、および
嗅内皮質からなる群から選択される脳の領域内である、請求項１に記載の組成物。
【請求項９】
　投与部位が線条体および小脳からなる群から選択される脳の領域内であり、遠位部位が
黒質および延髄からなる群から選択される脳の領域内である、請求項１に記載の組成物。
【請求項１０】
　投与部位が小脳の深部小脳核内である、請求項９に記載の組成物。
【請求項１１】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ血清型１キャプシドを有する、請求項１に記載の組成物。
【請求項１２】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ血清型１キャプシドを有する、請求項３または４に記載の組成
物。
【請求項１３】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ血清型１キャプシドを有する、請求項１０に記載の組成物。
【請求項１４】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ１またはＡＡＶ２／１である、請求項１に記載の組成物。
【請求項１５】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ１またはＡＡＶ２／１である、請求項３または４に記載の組成
物。
【請求項１６】
　ＡＡＶベクターＡＡＶ１またはＡＡＶ２／１である、請求項１０に記載の組成物。
【請求項１７】
　哺乳類のＣＮＳ内の第２部位への投与をさらに含む組成物であって、組成物が生物学的
に活性な分子の産物をコードするポリヌクレオチドを含むＡＡＶベクターを含む、請求項
１に記載の組成物。
【請求項１８】
　第２の投与部位が第１の投与部位の対側である、請求項１７に記載の組成物。
【請求項１９】
　生物学的に活性な分子がリソソーム加水分解酵素である、請求項２に記載の組成物。
【請求項２０】
　リソソーム加水分解酵素が表１に記載されるリソソーム加水分解酵素のうちのいずれか
１つである、請求項１９に記載の組成物。
【請求項２１】
　リソソーム加水分解酵素が酸スフィンゴミエリナーゼである、請求項２０に記載の組成
物。
【請求項２２】
　投与部位が深部小脳核内であり、遠位部位が脊髄である、請求項１に記載の組成物。
【請求項２３】
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　投与部位および遠位部位の間の距離が少なくとも２ｍｍである、請求項１に記載の組成
物。
【請求項２４】
　組成物中のＡＡＶベクター濃度が少なくとも５×１０１２ｇｐ／ｍｌである、請求項１
に記載の組成物。
【請求項２５】
　金属エンドペプチダーゼ分子をコードするＡＡＶベクターを含む、アルツハイマー病を
治療するための医薬組成物であって、注入されるＡＡＶベクターが中枢神経系の遠位部位
に局在する細胞を透過し、コードされた金属エンドペプチダーゼが発現される条件下にお
いて、アルツハイマー病にかかっている哺乳類の中枢神経系の部位に投与される、組成物
。
【請求項２６】
　金属エンドペプチダーゼがネプリライシン、インスリジン、およびチメット（ｔｈｉｍ
ｅｔ）オリゴペプチダーゼからなる群から選択される、請求項２５に記載の組成物。
【請求項２７】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ２、ＡＡＶ３、ＡＡＶ４、ＡＡＶ５、ＡＡＶ６、ＡＡＶ７、お
よびＡＡＶ８からなる群から選択される、請求項１または２５に記載の組成物。
【請求項２８】
　投与部位と遠位部位の間の距離が少なくとも２ｍｍである、請求項２５に記載の組成物
。
【請求項２９】
　組成物中のＡＡＶベクター濃度が少なくとも５×１０１２ｇｐ／ｍｌである、請求項２
５に記載の組成物。
【請求項３０】
　ＡＡＶベクターがＡＡＶ２、ＡＡＶ３、ＡＡＶ４、ＡＡＶ５、ＡＡＶ６、ＡＡＶ７、お
よびＡＡＶ８からなる群から選択される、請求項２９に記載の組成物。
【請求項３１】
　ＡＡＶが組み換えＡＡＶベクターである、請求項２９に記載の組成物。
【請求項３２】
　組み換えＡＡＶベクターがＡＡＶ２／１、ＡＡＶ２／２、ＡＡＶ２／５、ＡＡＶ２／７
およびＡＡＶ２／８血清型ベクターからなる群から選択される、請求項２９に記載の組成
物。
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