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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1年10月31日(2019.10.31)

【公表番号】特表2018-532763(P2018-532763A)
【公表日】平成30年11月8日(2018.11.8)
【年通号数】公開・登録公報2018-043
【出願番号】特願2018-523444(P2018-523444)
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【手続補正書】
【提出日】令和1年9月20日(2019.9.20)
【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】
　対象におけるホモシスチン尿症の治療に使用するための組成物であって、
　前記組成物は、単離ヒトトランケートシスタチオニンβシンターゼ（ｈｔＣＢＳ）突然
変異ポリペプチドを含み、前記対象に投与されるものであり、
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドは、ＰＥＧ化されているとともに、０．０１
～１０ｍｇ／ｋｇの用量で少なくとも週１回投与される、組成物。
【請求項２】
　必要とする対象におけるシスタチオニンおよびシステインの少なくとも一方を増加させ
る治療方法に使用するための組成物であって、
　前記組成物は、単離ヒトトランケートシスタチオニンβシンターゼ（ｈｔＣＢＳ）突然
変異ポリペプチドを含み、前記対象に投与されるものであり、
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドは、ＰＥＧ化されているとともに、０．０１
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～１０ｍｇ／ｋｇの用量で少なくとも週１回投与される、組成物。
【請求項３】
　必要とする対象におけるホモシステイン、メチオニン、およびＳ－アデノシルホモシス
テインの少なくとも１つを減少させる治療方法に使用するための組成物であって、
　前記組成物は、単離ヒトトランケートシスタチオニンβシンターゼ（ｈｔＣＢＳ）突然
変異ポリペプチドを含み、前記対象に投与されるものであり、
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドは、ＰＥＧ化されているとともに、０．０１
～１０ｍｇ／ｋｇの用量で少なくとも週１回投与される、組成物。
【請求項４】
　肝疾患の治療に使用するための組成物であって、
　前記組成物は、単離ヒトトランケートシスタチオニンβシンターゼ（ｈｔＣＢＳ）突然
変異ポリペプチドを含み、対象に投与されるものであり、
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドは、ＰＥＧ化いるとともに、０．０１～１０
ｍｇ／ｋｇの用量で少なくとも１日１回、少なくとも４週間投与される、組成物。
【請求項５】
　前記ＰＥＧが、低分子量直鎖ＰＥＧである、請求項１～４のいずれか１項に記載の組成
物。
【請求項６】
　前記ＰＥＧが、高分子量４アーム分枝鎖ＰＥＧである、請求項１～４のいずれか１項に
記載の組成物。
【請求項７】
　前記用量が、０．０５、０．１、０．３３、０．５、０．６６、１、２、および５ｍｇ
／ｋｇからなる群から選択される量である、請求項１～４のいずれか１項に記載の組成物
。
【請求項８】
　前記用量が、０．４ｍｇ／ｋｇである、請求項１～４のいずれか１項に記載の組成物。
【請求項９】
　単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドが、ベタインと同時投与される、請求項１～３の
いずれか１項に記載の組成物。
【請求項１０】
　ベタインが、前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドよりも前に投与される、請求項
１～３のいずれか１項に記載の組成物。
【請求項１１】
　前記ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドが、少なくとも週２回投与される、請求項１また
は２に記載の組成物。
【請求項１２】
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドが、ＭＥ－２００ＧＳ、ＭＥ－２００ＭＡ０
Ｂ、ＭＥ－４００ＭＡ、ＧＬ４－４００ＭＡ、およびＭＥ－０５０ＧＳからなる群から選
択される少なくとも１つによりＰＥＧ化されている、請求項１または２に記載の組成物。
【請求項１３】
　シスタチオニンの量が、前記対象内で０．００８μＭ超に増加される、請求項２に記載
の組成物。
【請求項１４】
　（ｉ）シスタチオニンの量が、前記対象内で０．００５～０．３５μＭに増加される、
　（ｉｉ）システインの量が、前記対象内で１４０μＭ超に増加される；または、
　（ｉｉｉ）システインの量が、前記対象内で２００～４００μＭに増加される、請求項
１３に記載の組成物。
【請求項１５】
　ホモシステインの量が、１００μＭ未満である、請求項３に記載の組成物。
【請求項１６】
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　ホモシステインの量が、１０μＭである、請求項１５に記載の組成物。
【請求項１７】
　メチオニンの量が、５０μＭ未満である、請求項１５に記載の組成物。
【請求項１８】
　メチオニンの量が、３０μＭである、請求項１７に記載の組成物。
【請求項１９】
　Ｓ－アデノシルホモシステインの量が、０．１４μＭ未満に減少される、請求項１７に
記載の組成物。
【請求項２０】
　Ｓ－アデノシルホモシステインの量が、０．０１５μＭに減少される、請求項１９に記
載の組成物。
【請求項２１】
　肝実質への損傷が低減される、請求項４に記載の組成物。
【請求項２２】
　対象におけるホモシスチン尿症の治療に使用するための組成物であって、
　前記組成物は、配列番号３のアミノ酸１５位における突然変異を含む単離ヒトトランケ
ートシスタチオニンβシンターゼ（ｈｔＣＢＳ）突然変異ポリペプチドを含み、前記対象
に投与されるものであり、
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドは、ＭＥ－２００ＧＳ　ＰＥＧ分子によりＰ
ＥＧ化されている、組成物。
【請求項２３】
　前記突然変異が、システインについてのセリンの置換である、請求項２２に記載の組成
物。
【請求項２４】
　前記組成物が、０．１ｍｇ／ｋｇ～２４ｍｇ／ｋｇの範囲から選択される用量で投与さ
れる、請求項２２に記載の組成物。
【請求項２５】
　前記組成物が、０．０１ｍｇ／ｋｇ～０．５ｍｇ／ｋｇ、０．３ｍｇ／ｋｇ～０．７ｍ
ｇ／ｋｇ、０．５ｍｇ／ｋｇ～０．９ｍｇ／ｋｇ、および０．７ｍｇ／ｋｇ～１．１ｍｇ
／ｋｇからなる群の範囲から選択される用量で投与される、請求項２２に記載の組成物。
【請求項２６】
　骨粗鬆症、薄毛、または眼球異常からなる群から選択される少なくとも１つの疾患、障
害、または病態の治療に使用するための組成物であって、
　前記組成物は、配列番号３のアミノ酸１５位における突然変異を含む単離ヒトトランケ
ートシスタチオニンＢシンターゼ（ｈｔＣＢＳ）突然変異ポリペプチドを含み、前記対象
に投与されるものであり、
　前記単離ｈｔＣＢＳ突然変異ポリペプチドは、ＭＥ－２００ＧＳ　ＰＥＧ分子によりＰ
ＥＧ化されている、組成物。
【請求項２７】
　前記対象が、メチオニン制限食に供されていない、請求項２６に記載の組成物。
【請求項２８】
　前記対象が、メチオニン制限食に供されている、請求項２６に記載の組成物。
【請求項２９】
　前記対象が、ヒトである、請求項１～２８のいずれか１項に記載の組成物。
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