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【 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 】
　 以 下 を 含 む 、 細 胞 に 核 酸 を ト ラ ン ス フ ェ ク ト す る た め の エ ア ロ ゾ ル 化 組 成 物 ：
　 プ ラ ス ミ ド 、 フ ァ ー ジ ミ ド 、 コ ス ミ ド よ り 選 択 さ れ る DNA配 列 ；
　 水 ； お よ び
　 カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド ；
こ こ で 、 組 成 物 は 生 理 学 的 pHを 有 し 、 エ ア ロ ゾ ル は 約 0.5マ イ ク ロ メ ー ト ル ～ 約 12マ イ ク
ロ メ ー ト ル の 空 気 力 学 的 直 径 を 有 す る 粒 子 か ら な り 、 粒 子 に お け る DNA配 列 は カ チ オ ン 性



ア ミ ノ グ リ コ シ ド と の 相 互 作 用 に よ っ て 凝 縮 さ れ 、 か つ さ ら に こ こ で 、 凝 縮 が DNA配 列 の
物 理 的 体 積 に お け る 約 10 3 ～ 約 10 6 の 減 少 を 含 む 、 エ ア ロ ゾ ル 化 組 成 物 。
【 請 求 項 ２ 】
　 カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド が 静 菌 性 で あ り 、 300ダ ル ト ン ～ 約 800ダ ル ト ン の 平 均 分 子
量 を 有 す る 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ３ 】
　 カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド が 、 ゲ ン タ マ イ シ ン 、 ト ブ ラ マ イ シ ン 、 ア ミ カ シ ン 、 ス ト
レ プ ト マ イ シ ン 、 ネ オ マ イ シ ン 、 シ ソ マ イ シ ン 、 お よ び ネ チ ル マ イ シ ン か ら な る 群 よ り 選
択 さ れ る 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ４ 】
　 DNA配 列 が 生 物 学 的 に 活 性 な タ ン パ ク 質 を コ ー ド す る 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ５ 】
　 DNA配 列 が 少 な く と も 1つ の コ ー ド 領 域 を 含 む 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ６ 】
　 エ ア ロ ゾ ル 粒 子 が 約 2マ イ ク ロ メ ー ト ル ～ 約 6マ イ ク ロ メ ー ト ル の 空 気 力 学 的 直 径 を 有 す
る 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ７ 】
　 カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド の 非 存 在 下 で 得 ら れ る 場 合 と 比 較 し て 、 200％ を 超 え る 効
率 で ヒ ト 細 胞 を ト ラ ン ス フ ェ ク ト す る 能 力 を 特 徴 と す る 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ８ 】
　 標 的 化 部 分 、 核 局 在 化 ペ プ チ ド 、 お よ び エ ン ド ソ ー ム 溶 解 ペ プ チ ド か ら な る 群 よ り 選 択
さ れ る 少 な く と も 1つ の 官 能 基 を さ ら に 含 む 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 ９ 】
　 少 な く と も 1つ の 治 療 的 に 許 容 さ れ る 脂 質 を さ ら に 含 む 、 請 求 項 1記 載 の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ０ 】
　 治 療 的 に 許 容 さ れ る 脂 質 が 、 DNA配 列 を カ プ セ ル 化 す る リ ポ ソ ー ム を 含 む 、 請 求 項 9記 載
の 組 成 物 。
【 請 求 項 １ １ 】
　 タ ン パ ク 質 を 必 要 と す る 患 者 を 治 療 す る

空 気 力 学 的 直 径 が 約 0.5マ イ ク ロ メ ー ト ル ～ 約 12マ イ ク ロ メ
ー ト ル の エ ア ロ ゾ ル 粒 子 を 生 じ る よ う に 、 プ ラ ス ミ ド 、 フ ァ ー ジ ミ ド 、 お よ び コ ス ミ ド よ
り 選 択 さ れ る DNA配 列 、 な ら び に カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド を 含 む 製 剤 を エ ア ロ ゾ ル 化

DNA配 列 が 細 胞 を ト ラ ン ス フ ェ
ク ト し 、 タ ン パ ク 質 を 必 要 と す る 患 者 を 治 療 し 得 る 治 療 有 効 量 の 生 物 学 的 に 活 性 な タ ン パ
ク 質 を 発 現 す る よ う な 期 間 お よ び 条 件 下 で 、 。
【 請 求 項 １ ２ 】
　 組 成 物 を 膜 の 孔 に 押 し 付 け て 通 過 さ せ る こ と に よ っ て エ ア ロ ゾ ル 化 が 行 わ れ 、 エ ア ロ ゾ
ル が 約 2～ 約 6ミ ク ロ ン の 粒 子 サ イ ズ を 有 す る 、 請 求 項 11記 載 の 。
【 請 求 項 １ ３ 】
　 カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド と の 相 互 作 用 に よ っ て DNA配 列 が 凝 縮 さ れ る 、 請 求 項 11記
載 の 。
【 請 求 項 １ ４ 】
　 凝 縮 が DNA配 列 の 物 理 的 体 積 に お け る 約 10 ～ 約 10 の 減 少 を 含 む 、 請 求 項 11記 載 の
。
【 請 求 項 １ ５ 】
　 DNA配 列 が 、 治 療 的 に 有 効 な 生 物 学 的 に 活 性 な タ ン パ ク 質 を コ ー ド す る 、 請 求 項 11記 載
の 。
【 請 求 項 １ ６ 】
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た め の 薬 学 的 製 剤 の 製 造 に お け る エ ア ロ ゾ ル 化
組 成 物 の 使 用 で あ っ て 、
　 該 エ ア ロ ゾ ル 化 組 成 物 は 、

す る こ と で 調 製 さ れ た も の で あ り 、
　 該 エ ア ロ ゾ ル 化 組 成 物 は 、 患 者 の 肺 に 吸 入 さ れ た 場 合 、

細 胞 と 接 触 す る 、 前 記 使 用

使 用

使 用

3 6 使 用
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　 エ ア ロ ゾ ル が 、 空 気 力 学 的 粒 子 サ イ ズ が 約 2マ イ ク ロ メ ー ト ル ～ 約 6マ イ ク ロ メ ー ト ル の
粒 子 を 有 す る 、 請 求 項 11記 載 の 。
【 請 求 項 １ ７ 】
　 カ チ オ ン 性 ア ミ ノ グ リ コ シ ド が 、 ゲ ン タ マ イ シ ン 、 ト ブ ラ マ イ シ ン 、 ア ミ カ シ ン 、 ス ト
レ プ ト マ イ シ ン 、 ネ オ マ イ シ ン 、 シ ソ マ イ シ ン 、 お よ び ネ チ ル マ イ シ ン か ら な る 群 よ り 選
択 さ れ る 、 請 求 項 16記 載 の 。
【 請 求 項 １ ８ 】
　 組 成 物 が 、 少 な く と も 1つ の 治 療 的 に 許 容 さ れ る 脂 質 を さ ら に 含 む 、 請 求 項 17記 載 の

。
【 請 求 項 １ ９ 】
　 脂 質 が 、 核 酸 を カ プ セ ル 化 す る リ ポ ソ ー ム で あ る 、 請 求 項 18記 載 の 。
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