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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３部門第２区分
【発行日】令和2年5月14日(2020.5.14)

【公表番号】特表2019-515894(P2019-515894A)
【公表日】令和1年6月13日(2019.6.13)
【年通号数】公開・登録公報2019-022
【出願番号】特願2018-552049(P2018-552049)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  45/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  38/16     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  39/395    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/7088   (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/713    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/7105   (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  45/06     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/14     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  21/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  21/04     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  27/02     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ   5/071    (2010.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/113    (2010.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/115    (2010.01)
   Ｃ０７Ｋ  16/18     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/13     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ   45/00     ＺＮＡ　
   Ａ６１Ｋ   38/16     　　　　
   Ａ６１Ｋ   39/395    　　　Ｄ
   Ａ６１Ｋ   39/395    　　　Ｎ
   Ａ６１Ｋ   31/7088   　　　　
   Ａ６１Ｋ   48/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/713    　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/7105   　　　　
   Ａ６１Ｋ   45/06     　　　　
   Ａ６１Ｐ   43/00     １２１　
   Ａ６１Ｐ   25/14     　　　　
   Ａ６１Ｐ   21/02     　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   21/04     　　　　
   Ａ６１Ｐ   27/02     　　　　
   Ｃ１２Ｎ    5/071    　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/113    　　　Ｚ
   Ｃ１２Ｎ   15/115    　　　Ｚ
   Ｃ０７Ｋ   16/18     　　　　
   Ｃ１２Ｎ   15/13     　　　　
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【手続補正書】
【提出日】令和2年4月3日(2020.4.3)
【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】
　細胞における反復非ＡＴＧタンパク質（ＲＡＮタンパク質）翻訳を調節する方法におけ
る使用のための真核生物開始因子３（ｅＩＦ３）調節剤であって、該方法は、反復非ＡＴ
Ｇタンパク質（ＲＡＮタンパク質）を発現する細胞を有効量の該ｅＩＦ３調節剤と接触さ
せることを含む、使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項２】
　ＲＡＮタンパク質が、ポリ－グルタミンでないか、またはＲＡＮタンパク質が、ポリ－
アラニン、ポリ－ロイシン、ポリ－セリン、ポリ－システイン、またはポリ－グルタミン
である、請求項１に記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項３】
　ＲＡＮタンパク質が、ハンチントン病（ＨＤ、ＨＤＬ２）、脆弱性Ｘ症候群（ＦＲＡＸ
Ａ）、球脊髄性筋萎縮症（ＳＢＭＡ）、歯状核赤核淡蒼球ルイ体萎縮症（ＤＲＰＬＡ）、
脊髄小脳失調症１（ＳＣＡ１）、脊髄小脳失調症２（ＳＣＡ２）、脊髄小脳失調症３（Ｓ
ＣＡ３）、脊髄小脳失調症６（ＳＣＡ６）、脊髄小脳失調症７（ＳＣＡ７）、脊髄小脳失
調症８（ＳＣＡ８）、脊髄小脳失調症１２（ＳＣＡ１２）、または脊髄小脳失調症１７（
ＳＣＡ１７）、筋萎縮性側索硬化症（ＡＬＳ）、脊髄小脳失調症３６型（ＳＣＡ３６）、
脊髄小脳失調症２９型（ＳＣＡ２９）、脊髄小脳失調症１０型（ＳＣＡ１０）、筋強直性
ジストロフィー１型（ＤＭ１）、筋強直性ジストロフィー２型（ＤＭ２）、またはフック
ス角膜ジストロフィー（例えば、ＣＴＧ１８１）と関連する遺伝子によってコードされる
、請求項１または２に記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項４】
　ｅＩＦ３調節剤が、タンパク質、核酸、または小分子であり、所望により核酸が、阻害
性核酸であり、所望により阻害性核酸が、ｄｓＲＮＡ、ｓｉＲＮＡ、ｓｈＲＮＡ、ｍｉＲ
ＮＡ、および人工ｍｉＲＮＡ（ａｍｉ－ＲＮＡ）からなる群から選択される干渉ＲＮＡ、
またはアンチセンスオリゴヌクレオチド（ＡＳＯ）である、請求項１から３のいずれかに
記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項５】
　ｅＩＦ３調節剤が、ｅＩＦ３ａ、ｅＩＦ３ｂ、ｅＩＦ３ｃ、ｅＩＦ３ｄ、ｅＩＦ３ｅ、
ｅＩＦ３ｆ、ｅＩＦ３ｇ、ｅＩＦ３ｈ、ｅＩＦ３ｉ、ｅＩＦ３ｊ、ｅＩＦ３ｋ、ｅＩＦ３
ｌ、およびｅＩＦ３ｍからなる群から選択されるｅＩＦ３サブユニットの発現を増加また
は低下させる、請求項１から４のいずれかに記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項６】
　細胞が、対象に位置し、所望により細胞が、対象の脳に位置する、請求項１から５のい
ずれかに記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項７】
　反復非ＡＴＧタンパク質（ＲＡＮタンパク質）翻訳と関連する疾患を処置する方法にお
ける使用のための真核生物開始因子３（ｅＩＦ３）調節剤であって、該方法は、反復非Ａ
ＴＧタンパク質（ＲＡＮタンパク質）を発現する対象に有効量の該ｅＩＦ３調節剤を投与
することを含む、使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項８】
　ＲＡＮタンパク質が、ポリ－アラニン、ポリ－ロイシン、ポリ－セリン、ポリ－システ
イン、ポリ－グルタミン、ｐｏｌｙ－Ｌｅｕ－Ｐｒｏ－Ａｌａ－Ｃｙｓ（配列番号：６）
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、ｐｏｌｙ－Ｇｌｎ－Ａｌａ－Ｇｌｙ－Ａｒｇ（配列番号：５）、ｐｏｌｙ－Ｇｌｙ－Ｐ
ｒｏ、ｐｏｌｙ－Ｇｌｙ－Ａｒｇ、ｐｏｌｙ－Ｇｌｙ－Ａｌａ、またはｐｏｌｙ－Ｐｒｏ
－Ａｌａ、ｐｏｌｙ－Ｐｒｏ－Ａｒｇ、ｐｏｌｙ－Ｇｌｙ－Ｐｒｏである、請求項７に記
載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項９】
　反復非ＡＴＧタンパク質（ＲＡＮタンパク質）翻訳と関連する疾患が、ハンチントン病
（ＨＤ、ＨＤＬ２）、脆弱性Ｘ症候群（ＦＲＡＸＡ）、球脊髄性筋萎縮症（ＳＢＭＡ）、
歯状核赤核淡蒼球ルイ体萎縮症（ＤＲＰＬＡ）、脊髄小脳失調症１（ＳＣＡ１）、脊髄小
脳失調症２（ＳＣＡ２）、脊髄小脳失調症３（ＳＣＡ３）、脊髄小脳失調症６（ＳＣＡ６
）、脊髄小脳失調症７（ＳＣＡ７）、脊髄小脳失調症８（ＳＣＡ８）、脊髄小脳失調症１
２（ＳＣＡ１２）、または脊髄小脳失調症１７（ＳＣＡ１７）、筋萎縮性側索硬化症（Ａ
ＬＳ）、脊髄小脳失調症３６型（ＳＣＡ３６）、脊髄小脳失調症２９型（ＳＣＡ２９）、
脊髄小脳失調症１０型（ＳＣＡ１０）、筋強直性ジストロフィー１型（ＤＭ１）、筋強直
性ジストロフィー２型（ＤＭ２）、またはフックス角膜ジストロフィー（例えば、ＣＴＧ
１８１）である、請求項７または８に記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項１０】
　ｅＩＦ３調節剤が、タンパク質、核酸、または小分子であり、所望により核酸が、阻害
性核酸であり、所望により阻害性核酸が、ｄｓＲＮＡ、ｓｉＲＮＡ、ｓｈＲＮＡ、ｍｉＲ
ＮＡ、および人工ｍｉＲＮＡ（ａｍｉ－ＲＮＡ）からなる群から選択される干渉ＲＮＡ、
またはアンチセンスオリゴヌクレオチド（ＡＳＯ）である、請求項７から９のいずれかに
記載の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項１１】
　ｅＩＦ３ｆまたはｅＩＦ３ｍの発現を低下させる、請求項７から１０のいずれかに記載
の使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項１２】
　方法が、反復非ＡＴＧタンパク質（ＲＡＮタンパク質）翻訳と関連する疾患に対するさ
らなる治療剤を対象に投与することをさらに含む、請求項７から１１のいずれかに記載の
使用のためのｅＩＦ３調節剤。
【請求項１３】
　さらなる治療剤が、抗体、所望によりＲＡＮ反復拡張に特異的に結合する抗体または反
復拡張のＣ－末端であるＲＡＮタンパク質のユニークな(unique)領域に特異的に結合する
抗体、またはさらなる阻害性核酸である、請求項１２に記載の使用のためのｅＩＦ３調節
剤。
【請求項１４】
　抗体が、ＲＡＮ反復拡張に特異的に結合するか、または反復拡張のＣ－末端であるＲＡ
Ｎタンパク質のユニークな領域に特異的に結合する、反復非ＡＴＧタンパク質（ＲＡＮタ
ンパク質）翻訳と関連する疾患を処置する方法における使用のための抗体。
【請求項１５】
　抗体が、ポリ－セリン反復、または配列番号：９に示されている配列を含むユニークな
領域に特異的に結合する、請求項１４に記載の方法。
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