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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１部門第１区分
【発行日】令和1年11月7日(2019.11.7)

【公表番号】特表2019-503672(P2019-503672A)
【公表日】平成31年2月14日(2019.2.14)
【年通号数】公開・登録公報2019-006
【出願番号】特願2018-531201(P2018-531201)
【国際特許分類】
   Ｃ１２Ｎ  15/62     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ   5/10     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ   5/0783   (2010.01)
   Ｃ１２Ｎ   5/0735   (2010.01)
   Ｃ１２Ｎ   5/0775   (2010.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/12     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/86     (2006.01)
   Ｃ０７Ｋ  19/00     (2006.01)
   Ｃ０７Ｋ  14/725    (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  35/17     (2015.01)
   Ａ６１Ｋ  35/76     (2015.01)
   Ａ６１Ｋ  35/545    (2015.01)
   Ａ６１Ｋ  35/28     (2015.01)
   Ａ６１Ｋ  39/395    (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ｃ１２Ｎ   15/62     ＺＮＡＺ
   Ｃ１２Ｎ    5/10     　　　　
   Ｃ１２Ｎ    5/0783   　　　　
   Ｃ１２Ｎ    5/0735   　　　　
   Ｃ１２Ｎ    5/0775   　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/12     　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/86     　　　Ｚ
   Ｃ０７Ｋ   19/00     　　　　
   Ｃ０７Ｋ   14/725    　　　　
   Ａ６１Ｐ   35/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   48/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   35/17     　　　Ｚ
   Ａ６１Ｋ   35/76     　　　　
   Ａ６１Ｋ   35/545    　　　　
   Ａ６１Ｋ   35/28     　　　　
   Ａ６１Ｋ   39/395    　　　Ｔ
   Ａ６１Ｋ   39/395    　　　Ｅ
   Ａ６１Ｐ   43/00     １２１　

【手続補正書】
【提出日】令和1年9月30日(2019.9.30)
【手続補正１】
【補正対象書類名】特許請求の範囲
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【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】
　Ｔ細胞受容体（ＴＣＲ）遺伝子の発現がＴＣＲＡ遺伝子のエクソンｃ１、ｃ２またはｃ
３の改変によってモジュレートされる、単離細胞。
【請求項２】
　配列番号８～２１および／または９２～１０３のいずれかに示す標的部位に結合するＤ
ＮＡ結合ドメインならびに機能的（fumctional）ドメインを含む外因性融合分子を含む、
請求項１に記載の細胞。
【請求項３】
　配列番号８～２１、９２～１０３、ＡＡＣＡＧＴ、ＡＧＴＧＣＴ、ＣＴＣＣＴ、ＴＴＧ
ＡＡＡ、ＴＧＧＡＣＴＴおよび／またはＡＡＴＣＣＴＣの１つまたは複数の中に挿入およ
び／または欠失を含む、請求項１に記載の細胞。
【請求項４】
　不活性化ベータ２ミクログロブリン（Ｂ２Ｍ）、ＰＤ１および／またはＣＴＬＡ４遺伝
子をさらに含む、請求項１から３のいずれかに記載の細胞。
【請求項５】
　キメラ抗原受容体（ＣＡＲ）をコードする導入遺伝子、抗体結合Ｔ細胞受容体（ＡＣＴ
Ｒ）をコードする導入遺伝子および／または工学技術で作製されたＴＣＲをコードする導
入遺伝子をさらに含む、請求項１から４のいずれかに記載の細胞。
【請求項６】
　リンパ系細胞、幹細胞または前駆細胞である、請求項１から５のいずれかに記載の細胞
。
【請求項７】
　Ｔ細胞、人工多能性幹細胞（ｉＰＳＣ）、胚性幹細胞、間葉系幹細胞（ＭＳＣ）または
造血幹細胞（ＨＳＣ）である、請求項５に記載の細胞。
【請求項８】
　請求項１から７のいずれかに記載の細胞を含む、医薬組成物。
【請求項９】
　ＴＣＲ遺伝子のエクソンｃ１、ｃ２またはｃ３に結合するＤＮＡ結合ドメインと、転写
制御ドメインまたはヌクレアーゼドメインとを含む融合分子であって、該ＤＮＡ結合ドメ
インが表１の１つの行に示すジンクフィンガータンパク質（ＺＦＰ）または表２の１つの
行に示す単一ガイドＲＮＡ（ｓｇＲＮＡ）を含む、融合分子。
【請求項１０】
　請求項９に記載の前記融合分子をコードする、ポリヌクレオチド。
【請求項１１】
　ウイルスベクター、プラスミドまたはｍＲＮＡである、請求項１０に記載のポリヌクレ
オチド。
【請求項１２】
　がんを処置または予防するための、請求項１から７のいずれかに記載の細胞を含む組成
物または請求項８に記載の医薬組成物であって、該組成物または該医薬組成物が、がんを
有する被験体に導入されることを特徴とする、組成物または医薬組成物。
【請求項１３】
　がんを有する被験体の処置のための、請求項１から７のいずれかに記載の細胞を含む組
成物または請求項８に記載の医薬組成物または請求項９に記載の融合分子を含む組成物ま
たは請求項１０に記載のポリヌクレオチドを含む組成物。
【手続補正２】
【補正対象書類名】明細書
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【補正対象項目名】００２９
【補正方法】変更
【補正の内容】
【００２９】
　さらに、本明細書に記載されるいずれの方法もｉｎ　ｖｉｔｒｏ、ｉｎ　ｖｉｖｏおよ
び／またはｅｘ　ｖｉｖｏで実施することができる。ある特定の実施形態では、方法は、
例えばＴ細胞を改変して、それらを、被験体（例えば、がんを有する被験体）を処置する
同種異系の状況（allogenic　setting）における治療剤として有用にするために、ｅｘ　
ｖｉｖｏで実施される。処置および／または予防することができるがんの非限定的例には
、肺癌、膵臓がん、肝がん、骨がん、乳がん、結腸直腸がん、白血病、卵巣がん、リンパ
腫、脳がんなどが含まれる。
　特定の実施形態では、例えば、以下が提供される：
（項目１）
　Ｔ細胞受容体（ＴＣＲ）遺伝子の発現がＴＣＲＡ遺伝子のエクソンｃ１、ｃ２またはｃ
３の改変によってモジュレートされる、単離細胞。
（項目２）
　配列番号８～２１および／または９２～１０３のいずれかに示す標的部位に結合するＤ
ＮＡ結合ドメインならびに機能的（fumctional）ドメインを含む外因性融合分子を含む、
項目１に記載の細胞。
（項目３）
　配列番号８～２１、９２～１０３、ＡＡＣＡＧＴ、ＡＧＴＧＣＴ、ＣＴＣＣＴ、ＴＴＧ
ＡＡＡ、ＴＧＧＡＣＴＴおよび／またはＡＡＴＣＣＴＣの１つまたは複数の中に挿入およ
び／または欠失を含む、項目１に記載の細胞。
（項目４）
　不活性化ベータ２ミクログロブリン（Ｂ２Ｍ）、ＰＤ１および／またはＣＴＬＡ４遺伝
子をさらに含む、項目１から３のいずれかに記載の細胞。
（項目５）
　キメラ抗原受容体（ＣＡＲ）をコードする導入遺伝子、抗体結合Ｔ細胞受容体（ＡＣＴ
Ｒ）をコードする導入遺伝子および／または工学技術で作製されたＴＣＲをコードする導
入遺伝子をさらに含む、項目１から４のいずれかに記載の細胞。
（項目６）
　リンパ系細胞、幹細胞または前駆細胞である、項目１から５のいずれかに記載の細胞。
（項目７）
　Ｔ細胞、人工多能性幹細胞（ｉＰＳＣ）、胚性幹細胞、間葉系幹細胞（ＭＳＣ）または
造血幹細胞（ＨＳＣ）である、項目５に記載の細胞。
（項目８）
　項目１から７のいずれかに記載の細胞を含む、医薬組成物。
（項目９）
　ＴＣＲ遺伝子のエクソンｃ１、ｃ２またはｃ３に結合するＤＮＡ結合ドメインと、転写
制御ドメインまたはヌクレアーゼドメインとを含む融合分子であって、該ＤＮＡ結合ドメ
インが表１の１つの行に示すジンクフィンガータンパク質（ＺＦＰ）または表２の１つの
行に示す単一ガイドＲＮＡ（ｓｇＲＮＡ）を含む、融合分子。
（項目１０）
　項目９に記載の前記融合分子をコードする、ポリヌクレオチド。
（項目１１）
　ウイルスベクター、プラスミドまたはｍＲＮＡである、項目１０に記載のポリヌクレオ
チド。
（項目１２）
　項目１から７のいずれかに記載の細胞または項目８に記載の医薬組成物をがんを有する
被験体に導入することを含む、がんを処置または予防する方法。
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（項目１３）
　項目１から７のいずれかに記載の細胞、項目８に記載の医薬組成物または項目９に記載
の融合分子または項目１０に記載のポリヌクレオチドの、がんを有する被験体の処置のた
めの使用。
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