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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2年5月14日(2020.5.14)

【公表番号】特表2019-513399(P2019-513399A)
【公表日】令和1年5月30日(2019.5.30)
【年通号数】公開・登録公報2019-020
【出願番号】特願2018-554055(P2018-554055)
【国際特許分類】
   Ｃ１２Ｎ  15/864    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  38/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  35/761    (2015.01)
   Ａ６１Ｐ  21/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  21/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ   9/08     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  11/00     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ｃ１２Ｎ   15/864    １００Ｚ
   Ａ６１Ｋ   38/02     ＺＮＡ　
   Ａ６１Ｋ   48/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   35/761    　　　　
   Ａ６１Ｐ   21/02     　　　　
   Ａ６１Ｐ   21/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   43/00     １０５　
   Ａ６１Ｐ   43/00     １２１　
   Ａ６１Ｋ    9/08     　　　　
   Ａ６１Ｐ   11/00     　　　　

【手続補正書】
【提出日】令和2年3月31日(2020.3.31)
【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】
　配列番号１と少なくとも９５％同一のヌクレオチド配列を含むポリヌクレオチド配列を
含む組換えＡＡＶベクター。
【請求項２】
　配列番号２と少なくとも９５％同一であるポリペプチドをコードするポリヌクレオチド
配列を含む組換えＡＡＶベクター。
【請求項３】
　前記ポリヌクレオチド配列が、配列番号１に記載のヌクレオチド配列を含む、請求項１
または２に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項４】
　前記ポリヌクレオチド配列が、配列番号２に記載のアミノ酸配列をコードする、請求項
１～３のいずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクター。
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【請求項５】
　前記ベクターが、血清型ＡＡＶ１、ＡＡＶ２、ＡＡＶ４、ＡＡＶ５、ＡＡＶ６、ＡＡＶ
７、ＡＡＶ８、ＡＡＶ９、ＡＡＶ１０、ＡＡＶ１１、ＡＡＶ１２、ＡＡＶ１３、またはＡ
ＡＶ　ｒｈ．７４である、請求項１～４のいずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項６】
　前記ポリヌクレオチド配列が、筋特異的制御要素を含む、請求項１～５のいずれか一項
に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項７】
　前記筋特異的制御要素が、ヒト骨格アクチン遺伝子要素、心臓アクチン遺伝子要素、筋
細胞特異的エンハンサー結合因子ｍｅｆ、筋クレアチンキナーゼ（ＭＣＫ）、短縮ＭＣＫ
（ｔＭＣＫ）、ミオシン重鎖（ＭＨＣ）、ＭＨＣＫ７、Ｃ５－１２、マウスクレアチンキ
ナーゼエンハンサー要素、骨格速筋トロポニンＣ遺伝子要素、遅筋心臓トロポニンＣ遺伝
子要素、遅筋トロポニンＩ遺伝子要素、低酸素誘発性核因子応答要素、ステロイド誘発性
要素、またはグルココルチコイド応答要素（ｇｒｅ）である、請求項６に記載の組換えＡ
ＡＶベクター。
【請求項８】
　前記筋特異的制御要素が、短縮ＭＣＫ（ｔＭＣＫ）プロモーターである、請求項６に記
載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項９】
　前記短縮ＭＣＫ（ｔＭＣＫ）プロモーターが、配列番号６に記載のヌクレオチド配列を
含む、請求項８に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項１０】
　前記筋特異的制御要素が、ＭＨＣＫ７プロモーターである、請求項６に記載の組換えＡ
ＡＶベクター。
【請求項１１】
　前記ＭＨＣＫ７プロモーターが、配列番号４に記載のヌクレオチド配列を含む、請求項
１０に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項１２】
　配列番号３と少なくとも９５％同一であるヌクレオチド配列を含む、請求項１～７のい
ずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項１３】
　配列番号３と少なくとも９９％同一であるヌクレオチド配列を含む、請求項１～７のい
ずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクター。
【請求項１４】
　配列番号３に記載のヌクレオチド配列を含む、請求項１～７のいずれかに記載の組換え
ＡＡＶベクター。
【請求項１５】
　配列番号５に記載のヌクレオチド配列を含む、請求項１～７のいずれかに記載の組換え
ＡＡＶベクター。
【請求項１６】
　請求項１～１５のいずれか一項に記載の前記組換えＡＡＶベクターを含む、組成物。
【請求項１７】
　治療有効量の請求項１～１５のいずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクターまたは請求
項１６に記載の組成物を含む、対象における筋ジストロフィーを治療するための組成物。
【請求項１８】
　治療有効量の請求項１～１５のいずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクターまたは請求
項１６に記載の組成物を含む、筋ジストロフィーに罹患している哺乳類の対象における筋
力及び／または筋量を増加するため、線維症を軽減するためまたは収縮誘発性傷害を軽減
するための組成物。
【請求項１９】
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　治療有効量の請求項１～１５のいずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクターまたは請求
項１６に記載の組成物を含む、対象におけるβ－サルコグリカン異常症を治療するための
組成物。
【請求項２０】
　前記筋ジストロフィーが、肢帯筋ジストロフィーである、請求項１７～１９のいずれか
一項に記載の組成物。
【請求項２１】
　前記組換えＡＡＶベクターまたは前記組成物が、筋肉内注射または静脈内注射のために
製剤化されている、請求項１７～２０のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２２】
　前記組換えＡＡＶベクターまたは前記組成物が、全身投与のために製剤化されている、
請求項１７～２１のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２３】
　前記組換えＡＡＶベクターまたは前記組成物が、注射、注入、または移植による非経口
投与のために製剤化されている、請求項２２に記載の組成物。
【請求項２４】
　ｍｉＲ２９Ｃを含むポリヌクレオチド配列を含む第２の組換えＡＡＶベクターを投与す
ることをさらに含む、請求項１７～２３のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項２５】
　前記第２の組換えベクターが、配列番号９に記載の前記ヌクレオチド配列または配列番
号８に記載の前記ヌクレオチド配列を含む、請求項２４に記載の組成物。
【請求項２６】
　　前記第２の組換えＡＡＶベクターが、筋肉内注射または静脈内注射により投与される
、請求項２４または２５に記載の組成物。
【請求項２７】
　それを必要とする哺乳類の対象における筋ジストロフィーのため、線維症を軽減するた
め、筋力及び／または筋量を増加するため、収縮誘発性傷害を軽減するため、および／ま
たはβ－サルコグリカン異常症を治療するための薬剤の調製における、請求項１～１５の
いずれか一項に記載の組換えＡＡＶベクターまたは請求項１６に記載の組成物の使用。
【請求項２８】
　前記筋ジストロフィーが、肢帯筋ジストロフィー２Ｅ型（ＬＧＭＤ２Ｅ）である、請求
項２７に記載の使用。
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