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【手続補正書】
【提出日】平成29年2月10日(2017.2.10)
【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】
　腎嚢胞性疾患に罹患している対象の嚢胞形成、嚢胞の数又は嚢胞のサイズを低減するた
めの医薬組成物であって、ＶＥＧＦ－Ｃポリペプチド；ＶＥＧＦ－Ｄポリペプチド；ＶＥ
ＧＦ－Ｃポリペプチドをコードする核酸；ＶＥＧＦ－Ｄポリペプチドをコードする核酸か
らなるリストから選択される作用物質を含む医薬組成物。
【請求項２】
　前記腎嚢胞性疾患がＰＫＤ又は嚢胞性異形成であり、前記ＰＫＤが任意にＡＲＰＫＤ又
はＡＤＰＫＤである、請求項１に記載の使用される医薬組成物。
【請求項３】
　前記嚢胞形成、嚢胞の数又は嚢胞のサイズの低減が、前記疾患の進行を抑制すること、
腎不全の可能性もしく重症度又は腎機能の低下を防止又は軽減すること；又は腎臓のサイ
ズ／体重の比を小さくすることである、請求項１又は２に記載の医薬組成物。
【請求項４】
　前記作用物質が
（ｉ）ＶＥＧＦ－Ｃ；
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（ｉｉ）ＶＥＧＦＲ－３への結合活性及びリンパ管新生活性を維持したＶＥＧＦ－Ｃの断
片；
（ｉｉｉ）ＶＥＧＦ－Ｃと少なくとも７０％の同一性を共有するＶＥＧＦ－Ｃの変異体で
あって、ＶＥＧＦＲ－３への結合活性及びリンパ管新生活性を維持している変異体；
（ｉｖ）Ｃｙｓ１５６が異なる残基、好ましくはＳｅｒ残基によって置換されているＶＥ
ＧＦ－Ｃ１５６であるＶＥＧＦ－Ｃの誘導体であって、ＶＥＧＦ－Ｃに対する低いＶＥＧ
ＦＲ－２の結合親和性を有する誘導体；
（ｖ）Ｄ－アミノ酸を含むＶＥＧＦ－Ｃの誘導体、
からなるリストから選択される、請求項１～３のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項５】
　前記作用物質が
（ｉ）ＶＥＧＦ－Ｄ；
（ｉｉ）ＶＥＧＦＲ－３への結合活性及びリンパ管新生活性を維持したＶＥＧＦ－Ｄの断
片；
（ｉｉｉ）ＶＥＧＦ－Ｄと少なくとも７０％の同一性を共有するＶＥＧＦ－Ｄの変異体で
あって、ＶＥＧＦＲ－３への結合活性及びリンパ管新生活性を維持している変異体；
（ｉｖ）Ｄ－アミノ酸を含むＶＥＧＦ－Ｄの誘導体；
からなるリストから選択される、請求項１～３のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項６】
　前記作用物質がＶＥＧＦ－Ｃである、請求項４に記載の医薬組成物。
【請求項７】
　前記作用物質がＶＥＧＦ－Ｄである、請求項５に記載の医薬組成物。
【請求項８】
　前記作用物質が請求項４～７のいずれか１項で規定されたＶＥＧＦ－Ｃポリペプチド又
はＶＥＧＦ－Ｄポリペプチドである作用物質をコードするヌクレオチド配列を含む核酸で
ある、請求項１～７のいずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項９】
　前記核酸が、哺乳動物対象の細胞での前記作用物質をコードする配列の転写のための、
ＶＥＧＦ－Ｃポリペプチド又はＶＥＧＦ－Ｄポリペプチドをコードするヌクレオチド配列
に機能的に連結された、プロモーターを含む遺伝子治療ベクターである、請求項８に記載
の医薬組成物。
【請求項１０】
　前記ＶＥＧＦ－Ｃポリペプチド又はＶＥＧＦ－Ｄポリペプチドをコードするヌクレオチ
ド配列が、前記作用物質の配列と共にインフレームで分泌シグナル配列もコードする、請
求項９に記載の医薬組成物。
【請求項１１】
　前記遺伝子治療ベクターが、アデノウイルスベクター又はアデノ随伴ウイルスベクター
である、請求項９又は１０に記載の医薬組成物。
【請求項１２】
　任意選択の前記対象の前記疾患の診断又は前記疾患に対する感受性の診断の後に、嚢胞
の減少についての予防のために、前記対象に予防有効量投与される、請求項１～１１のい
ずれか１項に記載の医薬組成物。
【請求項１３】
　腎臓の標的部位に注射により直接的に投与される、請求項１～１２のいずれか１項に記
載の医薬組成物。
【請求項１４】
　毎週投与される、請求項１２又は１３に記載の医薬組成物。
【請求項１５】
　前記嚢胞形成、嚢胞の数又は嚢胞のサイズの低減が、嚢胞性腎疾患の別の治療法と併用
され、前記別の治療法が、症状又は疾患の修飾である、請求項１～１４のいずれか１項に
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記載の医薬組成物。
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