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【補正対象書類名】特許請求の範囲
【補正対象項目名】全文
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【補正方法】変更
【補正の内容】
【特許請求の範囲】
【請求項１】
　以下の構造を有する化合物： 
　5'（N）x-Z3'（アンチセンス鎖）
　3'Z'-（N’）y5'（センス鎖）
　式中、それぞれのNおよびN’は、その糖残基が修飾されていても、または修飾されてい
なくてもよいリボヌクレオチドであり、かつ（N）xおよび（N’）yは、それぞれの連続し
たNまたはN’が、共有結合によって次のNまたはN’に連結されているオリゴマーであり；
　式中、それぞれのxおよびyは、19～40の間の整数であり；
　式中、それぞれのZおよびZ’は、存在しても、または存在しなくてもよいが、存在する
場合、dTdTであり、かつそれが存在する鎖の3'末端にて共有結合で付着されており；およ
び、
　式中、（N）xの配列は、配列番号：21～38、192～344および381～416に記載した配列の
いずれか1つを含む。
【請求項２】
　前記共有結合がホスホジエステル結合である、請求項1に記載の化合物。
【請求項３】
　x=yである、請求項2に記載の化合物。
【請求項４】
　x=y=19である、請求項3に記載の化合物。
【請求項５】
　ZおよびZ’が両方とも存在しない、請求項1、2、3または4に記載の化合物。
【請求項６】
　ZまたはZ’のうちの1つが存在する、請求項1、2、3または4に記載の化合物。
【請求項７】
　前記リボヌクレオチドの全てにおいて、これらの糖残基が修飾されていない、請求項1
～6のいずれか1項に記載に記載の化合物。
【請求項８】
　少なくとも１つのリボヌクレオチドにおいて、その糖残基が修飾されている、請求項1
～6のいずれか1項に記載に記載の化合物。
【請求項９】
　前記糖残基の修飾が、2’位における修飾を含む、請求項8に記載の化合物。
【請求項１０】
　前記2’位の修飾により、アミノ基、フルオロ基、メトキシ基、アルコキシ基およびア
ルキル基を含む群から選択される部分が存在することとなる、請求項9に記載の化合物。
【請求項１１】
　前記2’位の部分が、メトキシ（2’-0-メチル）である、請求項10に記載の化合物。
【請求項１２】
　交互に現れるリボヌクレオチドが、アンチセンス鎖およびセンス鎖において修飾されて
いる、請求項1～6または8～11のいずれか1項に記載に記載の化合物。
【請求項１３】
　請求項1～6または8～12のいずれか1項に記載の化合物であって、前記アンチセンス鎖の
5'および3'末端の前記リボヌクレオチドは、これらの糖残基が修飾されており、かつ前記
センス鎖の5'および3'末端の前記リボヌクレオチドは、これらの糖残基が修飾されていな
い化合物。
【請求項１４】
　ヒトTGaseIIを阻害するために有効な量の請求項1～13のいずれか1項に記載の化合物と
キャリアとを含む組成物。
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【請求項１５】
　線維症または線維症関連病態またはTGaseIIを経た細胞タンパク質の異常な架橋に関連
した病態に罹患した患者を治療するための組成物の調製のための、ヒトTGaseIIの発現を
阻害するsiRNAの治療的に有効な用量の使用。
【請求項１６】
　前記siRNAが、請求項1～13のいずれか1項に記載の化合物を含む、請求項15記載の方法
。
【請求項１７】
　前記線維症関連病態が、腎臓線維症、肝臓線維症、肺線維症または眼の瘢痕である、請
求項15または16記載の方法。
【請求項１８】
　前記線維症関連病態が、眼疾患、特に白内障、心臓血管疾患、特に心肥大、アテローム
性動脈硬化症／再狭窄、神経系疾患、封入ポリグルタミン疾患、球脊髄性筋肉萎縮症、歯
状核赤核-淡蒼球ルイ体萎縮症、脊髄小脳失調（SCA）1、2、3、6、7および17、アルツハ
イマー病またはパーキンソン病のいずれか一つである、請求項15～17記載の方法。
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