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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22年4月8日(2010.4.8)

【公表番号】特表2007-525454(P2007-525454A)
【公表日】平成19年9月6日(2007.9.6)
【年通号数】公開・登録公報2007-034
【出願番号】特願2006-513077(P2006-513077)
【国際特許分類】
   Ｃ０７Ｈ  21/02     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/09     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/712    (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  31/14     (2006.01)
   Ｃ０７Ｆ   9/24     (2006.01)
   Ｃ０７Ｆ   9/572    (2006.01)
   Ｃ０７Ｋ   7/06     (2006.01)
   Ｃ０７Ｋ   7/08     (2006.01)
   Ｃ０７Ｋ  14/155    (2006.01)
   Ａ６１Ｌ   2/16     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ｃ０７Ｈ  21/02    ＣＳＰ　
   Ｃ１２Ｎ  15/00    ＺＮＡＡ
   Ａ６１Ｋ  31/712   　　　　
   Ａ６１Ｐ  35/00    　　　　
   Ａ６１Ｐ  35/02    　　　　
   Ａ６１Ｋ  48/00    　　　　
   Ａ６１Ｐ  31/14    　　　　
   Ｃ０７Ｆ   9/24    　　　Ｆ
   Ｃ０７Ｆ   9/572   　　　　
   Ｃ０７Ｋ   7/06    　　　　
   Ｃ０７Ｋ   7/08    　　　　
   Ｃ０７Ｋ  14/155   　　　　
   Ａ６１Ｌ   2/16    　　　Ｚ

【手続補正書】
【提出日】平成22年2月22日(2010.2.22)
【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鎖および第２鎖を備えたｉＲＮＡ剤であって、前記鎖の少なくとも一方に、式（Ｉ
）を有する少なくとも１つのサブユニットが組み込まれており、前記鎖の少なくとも一方
により、ＲＩＳＣ機構を介して相補的標的配列が切断されることを特徴とするｉＲＮＡ剤
。
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【化１】

（式中、
　ＸはＮ（ＣＯ）Ｒ7、またはＮＲ7であり；
Ｒ3およびＲ9は、Ｒ3またはＲ9の一方のみがＯＨ、ＯＲａ、またはＯＲbであると仮定す
ると各々独立してＨ、ＯＨ、ＯＲａ、またはＯＲbであり；
　Ｒ5はＨまたはＣ1～Ｃ6アルキルであり；

　Ｒ7はＮＲcＲdまたはＮＨＣ（Ｏ）Ｒdで置換されたＣ1～Ｃ20アルキルであり；
　Ｒaは

【化２】

であり；
　Ｒbは
【化３】

であり；
　ＡおよびＣのそれぞれは、独立に、ＯまたはＳであり；
　ＢはＯＨ、Ｏ－、または
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【化４】

であり；
ＲcはＨまたはＣ1～Ｃ6アルキルであり；
　Ｒdは少なくとも１つの糖質基に任意選択で連結されたステロイド基である。）
【請求項２】
Ｒ3はＯＲａである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３】

【化５】

とＲ3はトランスである、請求項２に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項４】
　ＡはＯである、請求項３に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項５】
　ＡはＳである、請求項３に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項６】
　Ｒ3はＯＲbである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項７】
　Ｒ7は（ＣＨ2）5ＮＨＲdまたは（ＣＨ2）5ＮＨＣ（Ｏ）Ｒdである、請求項３に記載の
ｉＲＮＡ剤。
【請求項８】
　Ｒdはコレステロール基である、請求項３に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項９】
Ｒ9はＯＲaである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１０】
【化６】

とＲ9はトランスである、請求項９に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１１】
　Ｒ9はＯＲbである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１２】
Ｒ3およびＲ9の一方がＯＲaである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１３】
Ｒ3およびＲ9の一方がＯＲbである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１４】
請求項１に記載のｉＲＮＡ剤と、該ｉＲＮＡ剤が配される滅菌容器と、取扱説明書とを含
むキット。
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【請求項１５】
Ｒ3およびＲ9の一方がＯＨである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１６】
　第１鎖および第２鎖を備えたｉＲＮＡ剤であって、前記鎖の少なくとも一方に、式（Ｉ
’）を有する少なくとも１つのサブユニットが組み込まれていることを特徴とするｉＲＮ
Ａ剤。
【化７】

（式中、
　ＸはＮ（ＣＯ）Ｒ7、またはＮＲ7であり；
Ｒ9は、ＯＲａ、ＯＲbまたはＯＨであり；
Ｒ7はＲd、またはＮＲcＲdもしくはＮＨＣ（Ｏ）Ｒdで置換されたＣ1～Ｃ20アルキルであ
り；
　Ｒaは

【化８】

であり；
　Ｒbは
【化９】

であり；
　ＡおよびＣのそれぞれは、独立に、ＯまたはＳであり；
　ＢはＯＨ、Ｏ－、または
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【化１０】

であり；
ＲcはＨまたはＣ1～Ｃ6アルキルであり；
　Ｒdは少なくとも１つの糖質基に任意選択で連結されたステロイド基である。）
【請求項１７】
Ｒ9がＯＨである、請求項１６に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１８】
Ｒ9がＯＲaである、請求項１６に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項１９】
Ｒ9がＯＲbである、請求項１６に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項２０】
【化１１】

とＲ9はトランスである、請求項１６に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項２１】
Ｒ3はＨ、Ｒ5はＨ、およびＲ9はＯＨである請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項２２】
ＸはＮ（ＣＯ）Ｒ7である請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項２３】
Ｒ7はＮＨＣ（Ｏ）Ｒdで置換されたＣ1～Ｃ20アルキルである、請求項２２に記載のｉＲ
ＮＡ剤。
【請求項２４】
Ｒ7はＮＨＣ（Ｏ）Ｒdで置換されたＣ3～Ｃ8アルキルである、請求項２３に記載のｉＲＮ
Ａ剤。
【請求項２５】
Ｒ7はＮＨＣ（Ｏ）Ｒdで置換されたＣ5～Ｃ7アルキルである、請求項２４に記載のｉＲＮ
Ａ剤。
【請求項２６】
Ｒ7はＮＨＣ（Ｏ）Ｒdで置換されたＣ5アルキルである、請求項２３に記載のｉＲＮＡ剤
。
【請求項２７】
Ｒdはコレステロール基である、請求項２６に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項２８】
Ｒ9はＯＨである、請求項２７に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項２９】
Ｒdはコレステロール基である、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３０】
Ｒdはウバオールである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３１】
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Ｒdはヘコゲニンである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３２】
Ｒdはジオスゲニンである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３３】
Ｒdはコール酸である、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３４】
Ｒdはジヒドロテストステロンである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３５】
Ｒdはコレステリル基である、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３６】
ＲdはＯ３－（オレオイル）リトコール酸基である、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３７】
ＲdはＯ３－（オレオイル）コレン酸基である、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３８】
Ａは各々Ｏである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項３９】
Ａは少なくとも１つがＳである、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項４０】
センス鎖に式（Ｉ）が組み込まれている、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項４１】
センス鎖の３’末端に式（Ｉ）が組み込まれている、請求項４０に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項４２】
アンチセンス鎖に式（Ｉ）が組み込まれている、請求項１に記載のｉＲＮＡ剤。
【請求項４３】
アンチセンス鎖の３’末端に式（Ｉ）が組み込まれている、請求項４２に記載のｉＲＮＡ
剤。
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