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【手続補正書】
【提出日】令和2年2月7日(2020.2.7)
【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】
　短ヘアピンリボ核酸分子７３４（ｓｈＲＮＡ７３４）をコードする核酸配列を含むポリ
ヌクレオチドであって、前記ｓｈＲＮＡ７３４核酸配列が配列番号１である、ポリヌクレ
オチド。
【請求項２】
　発現制御配列をさらに含む、請求項１に記載のポリヌクレオチド。
【請求項３】
　ウイルスベクターである、請求項２に記載のポリヌクレオチド。
【請求項４】
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　前記発現制御配列が前記ｓｈＲＮＡ７３４の上流の５’の長い末端反復（ＬＴＲ）、お
よび前記ｓｈＲＮＡの下流の３’ＬＴＲを含む、請求項３に記載のポリヌクレオチド。
【請求項５】
　５’ＬＴＲの下流かつ前記ｓｈＲＮＡ７３４の上流に配置された目的の遺伝子をさらに
含む、請求項４に記載のポリヌクレオチド。
【請求項６】
　前記目的の遺伝子の前記核酸配列がＣＣＲ５の阻害剤である、請求項５に記載のポリヌ
クレオチド。
【請求項７】
　前記ＣＣＲ５阻害剤が配列番号２（ＣＣＲ５ｓｈＲＮＡ）である、請求項６に記載のポ
リヌクレオチド。
【請求項８】
　以下の概略図
【化１】

（図中、
Ｈ１がヒトＨ１ＲＮＡプロモーターであり、
ＵｂＣがヒトユビキチンプロモーターであり、
７ＳＫがヒト７ＳＫ　ＲＮＡプロモーター（配列番号５）であり、
ＧＦＰが緑色蛍光タンパク質であり、
Ｃ４６がＨＩＶ融合阻害剤である）
に示すベクターである、請求項７に記載のポリヌクレオチド。
【請求項９】
　請求項２に記載のポリヌクレオチドを含む医薬組成物。
【請求項１０】
　細胞においてヒポキサンチングアニンホスホリボシルトランスフェラーゼ（ＨＰＲＴ）
をノックダウンする方法であって、前記細胞中の配列番号１の発現を可能にする条件下で
、請求項２に記載のポリヌクレオチドと前記細胞を接触させることを含む、方法。
【請求項１１】
　細胞においてグアニン類似体代謝拮抗物質に対する耐性を付与する方法であって、前記
細胞中の配列番号１の発現を可能にする条件下で、請求項２に記載のポリヌクレオチドと
前記細胞を接触させることを含む、方法。
【請求項１２】
　前記グアニン類似体代謝拮抗物質が６－チオグアニン（６ＴＧ）である、請求項１１に
記載の方法。
【請求項１３】
　選択可能な遺伝子改変細胞を作製する方法であって、目的の遺伝子および配列番号１の
発現を可能にする条件下で、複数の細胞を請求項５に記載のポリヌクレオチドと接触させ
ることを含む、方法。
【請求項１４】
　前記複数の細胞から未改変細胞を除去することをさらに含み、前記除去することが前記
ポリヌクレオチドと接触させた前記複数の細胞をグアニン類似体代謝拮抗物質で処置する
ことを含む、請求項１３に記載の方法。
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【請求項１５】
　前記複数の細胞から前記遺伝子改変細胞を除去することをさらに含み、前記除去するこ
とが前記複数の細胞をメトトレキサート（ＭＴＸ）で処置することを含む、請求項１３に
記載の方法。
【請求項１６】
　遺伝子改変細胞を目的の遺伝子で選択する方法であって、
（ａ）遺伝子改変細胞を含む複数の細胞を接触させることであって、前記目的の遺伝子お
よび配列番号１の発現を可能にする条件下で、前記遺伝子改変細胞が請求項５に記載のポ
リヌクレオチドで改変されている、接触させること、ならびに
（ｂ）前記複数の細胞から未改変細胞を除去することであって、前記除去することが前記
ポリヌクレオチドと接触させた前記複数の細胞をグアニン類似体代謝拮抗物質で処置する
ことを含む、除去すること
を含む方法。
【請求項１７】
　目的の遺伝子で遺伝子改変された細胞を除去する方法であって、
（ａ）遺伝子改変細胞を含む複数の細胞を接触させることであって、前記目的の遺伝子お
よび配列番号１の発現を可能にする条件下で、前記遺伝子改変細胞が請求項５に記載のポ
リヌクレオチドで改変されている、接触させること、ならびに
（ｂ）前記複数の細胞から前記遺伝子改変細胞を除去することであって、前記除去するこ
とが前記複数の細胞をメトトレキサート（ＭＴＸ）で処置することを含む、除去すること
を含む方法。
【請求項１８】
　ＨＩＶに感染している対象を治療する方法であって、
（ａ）前記目的の遺伝子および配列番号１の発現を可能にする条件下で、請求項６に記載
のポリヌクレオチドで改変されている複数の造血幹細胞／前駆細胞（ＨＳＰＣ）を接触さ
せること、
（ｂ）遺伝子改変細胞の精製集団を形成するために、前記ポリヌクレオチドで接触させた
前記複数の細胞をグアニン類似体代謝拮抗物質で処置すること、ならびに
（ｃ）前記遺伝子改変細胞の前記精製集団を前記対象に投与すること
を含む方法に用いるための、請求項６に記載のポリヌクレオチドで改変されている造血幹
細胞／前駆細胞（ＨＳＰＣ）。
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