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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
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【公表番号】特表2017-511387(P2017-511387A)
【公表日】平成29年4月20日(2017.4.20)
【年通号数】公開・登録公報2017-016
【出願番号】特願2017-506619(P2017-506619)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  31/365    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/201    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/202    (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   3/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/00     (2006.01)
   Ｃ０７Ｄ 323/00     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ   31/365    　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/201    　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/202    　　　　
   Ａ６１Ｐ    3/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/00     　　　　
   Ｃ０７Ｄ  323/00     　　　　

【手続補正書】
【提出日】平成30年2月28日(2018.2.28)
【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】
　プロテインキナーゼＣ（ＰＫＣ）活性化剤を含む、脂質蓄積障害の治療における使用の
ための薬学的組成物であって、該ＰＫＣ活性化剤が、ブリオスタチン、ブリオログ、また
は多価不飽和脂肪酸である、薬学的組成物。
【請求項２】
　ブリオスタチンが、ブリオスタチン１、ブリオスタチン２、ブリオスタチン３、ブリオ
スタチン４、ブリオスタチン５、ブリオスタチン６、ブリオスタチン７、ブリオスタチン
８、ブリオスタチン９、ブリオスタチン１０、ブリオスタチン１１、ブリオスタチン１２
、ブリオスタチン１３、ブリオスタチン１４、ブリオスタチン１５、ブリオスタチン１６
、ブリオスタチン１７、ブリオスタチン１８、ブリオスタチン１９、およびブリオスタチ
ンより選択される、請求項１記載の薬学的組成物。
【請求項３】
　脂質蓄積障害が、ニーマン・ピック病である、請求項１または２記載の薬学的組成物。
【請求項４】
　ニーマン・ピック病が、ニーマン・ピック病Ｃ型である、請求項３記載の薬学的組成物
。
【請求項５】
　ＰＫＣ活性化剤が、薬学的有効量で投与されるように用いられる、請求項１～４のいず
れか一項記載の薬学的組成物。
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【請求項６】
　薬学的有効量が投薬あたり０．００００００１ｍｇ／ｋｇ～２５０ｍｇ／ｋｇである、
請求項５記載の薬学的組成物。
【請求項７】
　薬学的有効量が投薬あたり０．００００１ｍｇ／ｋｇ～５．０ｍｇ／ｋｇである、請求
項５記載の薬学的組成物。
【請求項８】
　ブリオスタチンが、ブリオスタチン１である、請求項１～７のいずれか一項記載の薬学
的組成物。
【請求項９】
　ブリオスタチン１が０．０１～２５μｇ／ｍ２ ＩＶの用量で投与されるように用いら
れる、請求項８記載の薬学的組成物。
【請求項１０】
　ＰＫＣ活性化剤が、経口で、腹腔内に、皮下に、鼻腔内に、口腔に、経皮的に、筋肉内
に、直腸内に、静脈内に、または経口吸入によって投与されるように用いられる、請求項
１～８のいずれか一項記載の薬学的組成物。
【請求項１１】
　ＰＫＣ活性化剤が、１日あたり１～４回、１週間に２回、１週間に１回、２週間ごとに
１回、３週間ごとに１回、４週間ごとに１回、６週間ごとに１回、８週間ごとに１回、ま
たはさらに低い頻度で投与されるように用いられる、請求項１～１０のいずれか一項記載
の薬学的組成物。
【請求項１２】
　ブリオスタチン１を含む、脂質蓄積障害の治療における使用のための薬学的組成物。
【請求項１３】
　ブリオスタチン１を含む、ニーマン・ピック病Ｃ型の治療における使用のための薬学的
組成物。
【請求項１４】
　ブリオスタチン１が、薬学的有効量で投与されるように用いられる、請求項１２または
１３記載の薬学的組成物。
【請求項１５】
　薬学的有効量が投薬あたり０．００００００１ｍｇ／ｋｇ～２５０ｍｇ／ｋｇである、
請求項１４記載の薬学的組成物。
【請求項１６】
　薬学的有効量が投薬あたり０．００００１ｍｇ／ｋｇ～５．０ｍｇ／ｋｇである、請求
項１４記載の薬学的組成物。
【請求項１７】
　ブリオスタチン１が０．０１～２５μｇ／ｍ２ ＩＶの用量で投与されるように用いら
れる、請求項１２～１６のいずれか一項記載の薬学的組成物。
【請求項１８】
　ブリオスタチン１が、経口で、腹腔内に、皮下に、鼻腔内に、口腔に、経皮的に、筋肉
内に、直腸内に、静脈内に、または経口吸入によって投与されるように用いられる、請求
項１２～１６のいずれか一項記載の薬学的組成物。
【請求項１９】
　ブリオスタチン１が、１日あたり１～４回、１週間に２回、１週間に１回、２週間ごと
に１回、３週間ごとに１回、４週間ごとに１回、６週間ごとに１回、８週間ごとに１回、
またはさらに低い頻度で投与されるように用いられる、請求項１２～１８のいずれか一項
記載の薬学的組成物。
【手続補正２】
【補正対象書類名】明細書
【補正対象項目名】００１３
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【補正方法】変更
【補正の内容】
【００１３】
[本発明1001]
　ニーマン・ピック病C型の治療における使用のための、薬学的有効量のブリオスタチン1
。
[本発明1002]
　ニーマン・ピック病C型または脂質蓄積障害の治療における使用のための、薬学的有効
量のブリオスタチン1～20、ブリオログ、多価不飽和脂肪酸、またはそれらの組み合わせ
。
[本発明1003]
　薬学的有効量が投薬あたり約0.0000001mg/kg～約250mg/kgである、本発明1001または10
02の方法。
[本発明1004]
　薬学的有効量が投薬あたり約0.00001mg/kg～約5.0mg/kgである、本発明1001または1002
の方法。
[本発明1005]
　薬学的有効量のブリオスタチン1が0.01～25μg/m2 IVの用量で提供される、本発明1001
の方法。
　本開示の特徴および利点は、後に続く態様についての説明を読めば、当業者に容易に明
らかであろう。
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