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【 手 続 補 正 １ 】
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【 請 求 項 １ 】
　 自 己 免 疫 性 血 球 減 少 症 の リ ス ク を 予 防 す る 際 に 、 若 し く は 減 少 さ せ る 際 に 、 又 は 自 己 免  
疫 性 血 球 減 少 症 の 重 症 度 を 減 少 さ せ る 際 に 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は  
造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 使 用 は 、 以 下 を 含 む ：
　 　 患 者 に 、 前 記 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 を 注 射 投 与 す る こ と 、  
こ こ で 、 前 記 患 者 は 、 前 記 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 を 受 け る 前 に  
、 前 記 患 者 に 、 ブ ス ル フ ァ ン ( B u ) 、 シ ク ロ フ ォ ス フ ァ ミ ド ( C y ) 、 及 び 抗 - 胸 腺 細 胞 グ ロ ブ  
リ ン ( ウ サ ギ ) ( r A T G ) を 投 与 す る こ と を 含 む コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ ・ レ ジ メ ン に よ っ て 、 コ  
ン デ ィ シ ョ ニ ン グ さ れ る ； 任 意 選 択 的 に 、
　 　 こ こ で 、 前 記 使 用 は 、 比 較 可 能 な 方 法 （ 前 記 比 較 可 能 な 方 法 で は 、 前 記 患 者 は 、 前 記  
増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 を 受 け る 前 に 、 前 記 患 者 に 、 ブ ス ル フ ァ  
ン ( B u ) 及 び フ ル ダ ラ ビ ン ( F l u ) を 投 与 す る こ と を 含 む コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ ・ レ ジ メ ン に よ  
っ て 、 コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ さ れ る ） と 比 較 し た 場 合 、 前 記 患 者 に お け る 自 己 免 疫 性 血 球 減  
少 症 の リ ス ク を 予 防 す る 、 若 し く は 減 少 さ せ る 、 又 は 自 己 免 疫 性 血 球 減 少 症 の 重 症 度 を 減  
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少 さ せ る 。
【 請 求 項 ２ 】
　 請 求 項 １ に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、  
こ こ で 、 前 記 使 用 は 、 以 下 を 更 に 含 む ：
　 　 ( a )  1 × 1 0 8 個 以 下 の C D 3 4 + 細 胞 を 含 む C D 3 4 + 細 胞 の 集 団 を 、 e x  v i v o で 、 増 殖 さ  
せ る こ と ； 及 び 、
　 　 ( b )  前 記 患 者 に 、 ( a ) で 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞 、 又 は そ の 後 代  
を 注 射 投 与 す る こ と 。
【 請 求 項 ３ 】
　 患 者 に お け る 幹 細 胞 障 害 を 治 療 す る 際 に 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は  
造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 使 用 は 、 請 求 項 １ 又 は ２ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 使 用 に  
従 っ て 、 造 血 幹 細 胞 移 植 療 法 を 又 は 造 血 前 駆 細 胞 移 植 療 法 を 、 前 記 患 者 に 、 処 方 す る こ と  
を 含 む 。
【 請 求 項 ４ 】
　 請 求 項 １ か ら ３ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ ・ レ ジ メ ン は 、 予 防 薬 剤 を 含 む 、 好  
ま し く は 、 こ こ で 、 前 記 予 防 薬 剤 は 、 抗 - C D 2 0 抗 体 で あ る 、 よ り 好 ま し く は 、 こ こ で 、  
前 記 抗 - C D 2 0 抗 体 は 、 リ ツ キ シ マ ブ で あ る ； 及 び ／ 又 は 、 こ こ で 、 前 記 予 防 薬 剤 を 、 免  
疫 グ ロ ブ リ ン の 静 脈 投 与 （ i n t r a v e n o u s  i m m u n o g l o b u l i n  ( I V I G ) ） と 併 用 し て 投 与  
す る 。
【 請 求 項 ５ 】
　 請 求 項 １ か ら ４ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 患 者 は 、 遺 伝 性 代 謝 障 害 を 有 す る 、 好 ま し く は 、 こ こ で  
、 前 記 遺 伝 性 代 謝 障 害 は 、 ハ ー ラ ー 病 、 異 染 性 白 質 ジ ス ト ロ フ ィ ー 、 グ ロ ボ イ ド 細 胞 白 質  
ジ ス ト ロ フ ィ ー ( g l o b o i d  c e l l  l e u k o d y s t r o p h y ) 、 又 は 大 脳 型 副 腎 白 質 ジ ス ト ロ フ ィ  
ー ( c e r e b r a l  a d r e n o l e u k o d y s t r o p h y ) で あ る 。
【 請 求 項 ６ 】
　 請 求 項 １ か ら ５ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 造 血 幹 細 胞 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞 、 又 は そ の 後 代 は 、 前  
記 造 血 幹 細 胞 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞 を 前 記 患 者 に 注 射 投 与 し た 後 2 日 以 上 後 に 、 造 血 幹 細  
胞 の 機 能 的 ポ テ ン シ ャ ル ( f u n c t i o n a l  p o t e n t i a l ) を 維 持 し て い る 。
【 請 求 項 ７ 】
　 請 求 項 １ か ら ６ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ ・ レ ジ メ ン は 、 ブ ス ル フ ァ ン ・ プ ラ  
ス ・ フ ル ダ ラ ビ ン ( b u s u l f a n  p l u s  f l u d a r a b i n e ) ( B u F l u ) を 含 ま な い 。
【 請 求 項 ８ 】
　 請 求 項 １ か ら ７ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 使 用 は 、 免 疫 抑 制 レ ジ メ ン を 前 記 患 者 に 処 方 す る こ と を  
更 に 含 む 、 好 ま し く は 、 こ こ で 、 前 記 免 疫 抑 制 レ ジ メ ン は 、 少 な く と も 1 種 の 免 疫 抑 制 薬  
剤 を 投 与 す る こ と を 含 む 、 よ り 好 ま し く は 、 こ こ で 、 前 記 免 疫 抑 制 薬 剤 は 、 ミ コ フ ェ ノ ー  
ル 酸 モ フ ェ チ ル ( M M F ,  C e l l C e p t ) 、 シ ク ロ ス ポ リ ン A ( C s A ) 、 及 び ／ 又 は そ れ ら の 塩 若  
し く は プ ロ ド ラ ッ グ で あ る 。
【 請 求 項 ９ 】
　 請 求 項 １ か ら ８ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 造 血 幹 細 胞 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞 を 、 ア リ ー ル 炭 化 水 素  
レ セ プ タ ー ・ ア ン タ ゴ ニ ス ト 、 ニ コ チ ン ア ミ ド 、 U M 7 2 9 、 及 び U M 1 7 1 か ら な る 群 よ り  
選 択 さ れ る 少 な く と も 1 種 の 薬 剤 と 接 触 さ せ る こ と に よ っ て 、 前 記 患 者 へ の 注 射 投 与 前 に  
、 e x  v i v o で 増 殖 さ せ る 、 並 び に ／ 又 は 、 前 記 造 血 幹 細 胞 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞 を 、 ア リ  
ー ル 炭 化 水 素 レ セ プ タ ー ・ ア ン タ ゴ ニ ス ト と 接 触 さ せ る こ と に よ っ て 、 前 記 造 血 幹 細 胞 若  
し く は 造 血 前 駆 細 胞 を 、 e x  v i v o で 増 殖 さ せ る 。
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【 請 求 項 １ ０ 】
　 請 求 項 １ か ら ９ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造  
血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 増 殖 さ せ た 臍 帯 血 又 は 造 血 幹 細 胞 の 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞 の  
集 団 を 、 M G T A - 4 5 6 、 オ ミ ド ゥ ビ セ ル ( N i C o r d ) 、 及 び E C T - 0 0 1 か ら な る 群 よ り 選 択 す  
る 、 好 ま し く は 、 こ こ で 、 前 記 増 殖 さ せ た 臍 帯 血 又 は 造 血 幹 細 胞 の 若 し く は 造 血 前 駆 細 胞  
の 集 団 は 、 M G T A - 4 5 6 で あ る 。
【 請 求 項 １ １ 】
　 請 求 項 ９ に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、  
こ こ で 、 前 記 ア リ ー ル 炭 化 水 素 レ セ プ タ ー ・ ア ン タ ゴ ニ ス ト は 、 式 ( I V ) 若 し く は ( V ) で 表  
さ れ る 化 合 物
【 化 １ 】

又 は そ の 薬 学 的 に 許 容 可 能 な 塩 、 水 和 物 、 若 し く は 溶 媒 和 物 で あ る 、 こ こ で 、
　 　 L は 、 - N R 7 a ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - O ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - C ( O ) ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - C ( S ) ( C R 8 a R
8 b ) n - ,  - S ( O ) 0 - 2 ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - N R 7 a C ( O ) ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - N R 7 a C (  
S ) ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - O C ( O ) ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - O C ( S ) ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - C ( O ) N R 7 a ( C R 8 a R 8  
b ) n - ,  - C ( S ) N R 7 a ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - C ( O ) O ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - C ( S ) O ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - S ( O )
2 N R 7 a ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - N R 7 a S ( O ) 2 ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  - N R 7 a C ( O ) N R 7 b ( C R 8 a R 8 b ) n - ,  
及 び  - N R 7 a C ( O ) O ( C R 8 a R 8 b ) n - , か ら な る 群 よ り 選 択 さ れ る 、 こ こ で 、 R 7 a 、 R 7 b 、 R 8 a
、 及 び R 8 b  は 、 そ れ ぞ れ 独 立 し て 、 水 素 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た C 1 - 4 ア ル キ ル か ら  
な る 群 よ り 選 択 さ れ る 、 並 び に 各 n は 、 独 立 し て 、 2 か ら 6 の 整 数 で あ る ；
　 　 R 1 は 、 - S ( O ) 2 N R 9 a R 9 b ,  - N R 9 a C ( O ) R 9 b ,  - N R 9 a C ( S ) R 9 b ,  - N R 9 a C ( O ) N R 9 b R 9  
c ,  - C ( O ) R 9 a ,  - C ( S ) R 9 a ,  - S ( O ) 0 - 2 R 9 a ,  - C ( O ) O R 9 a ,  - C ( S ) O R 9 a ,  - C ( O ) N R 9 a R 9 b ,  
- C ( S ) N R 9 a R 9 b ,  - N R 9 a S ( O ) 2 R 9 b ,  - N R 9 a C ( O ) O R 9 b ,  - O C ( O ) C R 9 a R 9 b R 9 c ,  - O C ( S )  
C R 9 a R 9 b R 9 c 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア リ ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア リ  
ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た シ ク ロ ア ル キ ル 、 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ シ ク  
ロ ア ル キ ル か ら な る 群 よ り 選 択 さ れ る 、 こ こ で 、 R 9 a 、 R 9 b 、 及 び R 9 c は 、 そ れ ぞ れ 独 立  
し て 、 水 素 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア リ ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア リ ー ル  
、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア ル キ ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア ル キ ル 、 任 意 選 択  
的 に 置 換 さ れ た シ ク ロ ア ル キ ル 、 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ シ ク ロ ア ル キ ル か ら  
な る 群 よ り 選 択 さ れ る ；
　 　 R 2 は 、 水 素 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た C 1 - 4 ア ル キ ル か ら な る 群 よ り 選 択 さ れ る ；
　 　 R 3  は 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア リ ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア リ ー ル  
、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た シ ク ロ ア ル キ ル 、 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ シ ク ロ ア  
ル キ ル か ら な る 群 よ り 選 択 さ れ る ；
　 　 R 4 は 、 水 素 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た C 1 - 4 ア ル キ ル か ら な る 群 よ り 選 択 さ れ る ；
　 　 R 5 は 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア リ ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア リ ー ル  
、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア ル キ ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア ル キ ル 、 任 意 選 択  
的 に 置 換 さ れ た シ ク ロ ア ル キ ル 、 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ シ ク ロ ア ル キ ル か ら  
な る 群 よ り 選 択 さ れ る ； 並 び に 、
　 　 R 6 は 、 水 素 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア リ ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア  
リ ー ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ア ル キ ル 、 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ ア ル キ ル 、 任  
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意 選 択 的 に 置 換 さ れ た シ ク ロ ア ル キ ル 、 及 び 任 意 選 択 的 に 置 換 さ れ た ヘ テ ロ シ ク ロ ア ル キ  
ル か ら な る 群 よ り 選 択 さ れ る 。
【 請 求 項 １ ２ 】
　 請 求 項 １ か ら １ １ の 何 れ か 一 項 に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は  
造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、 こ こ で 、 前 記 患 者 へ の 注 射 投 与 前 に 、 前 記 造 血 幹 細 胞 若 し く は 造 血  
前 駆 細 胞 は 、 動 員 さ れ る 、 及 び ド ナ ー ( d o n o r ) か ら 単 離 さ れ る 、 好 ま し く は 、 こ こ で 、  
前 記 ド ナ ー ( d o n o r ) は 、 ヒ ト で あ る ； 並 び に ／ 又 は 、 こ こ で 、 前 記 患 者 は 、 ヒ ト で あ る 。
【 請 求 項 １ ３ 】
　 請 求 項 ３ に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、  
こ こ で 、 前 記 幹 細 胞 障 害 は 、 異 常 ヘ モ グ ロ ビ ン 症 障 害 で あ る 、 前 記 幹 細 胞 障 害 は 、 が ん で  
あ る 、 又 は 、 前 記 幹 細 胞 障 害 は 、 自 己 免 疫 障 害 で あ る 。
【 請 求 項 １ ４ 】
　 請 求 項 ９ に 記 載 の 、 使 用 す る た め の 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 、  
こ こ で 、 前 記 ア リ ー ル 炭 化 水 素 レ セ プ タ ー ・ ア ン タ ゴ ニ ス ト は 、
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又 は そ の 薬 学 的 に 許 容 可 能 な 塩 、 水 和 物 、 若 し く は 溶 媒 和 物 で あ る 。
【 請 求 項 １ ５ 】
　 自 己 免 疫 性 血 球 減 少 症 の リ ス ク を 予 防 す る 際 に 、 若 し く は 減 少 さ せ る 際 に 、 又 は 自 己 免  
疫 性 血 球 減 少 症 の 重 症 度 を 減 少 さ せ る 際 に 、 使 用 す る た め の ブ ス ル フ ァ ン （ B u ） 、 シ ク  
ロ ホ ス フ ァ ミ ド （ C y ） 、 及 び 抗 - 胸 腺 細 胞 グ ロ ブ リ ン ( ウ サ ギ ) ( r A T G ) の 併 用 、 こ こ で 、  
前 記 使 用 は 、 以 下 を 含 む 、
　 　 コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ ・ レ ジ メ ン に よ っ て 、 患 者 を コ ン デ ィ シ ョ ニ ン ン グ す る こ と 、 こ  
こ で 、 前 記 コ ン デ ィ シ ョ ニ ン グ ・ レ ジ メ ン は 、 ブ ス ル フ ァ ン （ B u ） 、 シ ク ロ ホ ス フ ァ ミ  
ド （ C y ） 、 及 び 抗 - 胸 腺 細 胞 グ ロ ブ リ ン ( ウ サ ギ ) ( r A T G ) の 前 記 併 用 を 含 む ； 並 び に 、
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　 　 増 殖 さ せ た 造 血 幹 細 胞 の 又 は 造 血 前 駆 細 胞 の 集 団 を 前 記 患 者 に 投 与 す る こ と 。
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