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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】平成27年7月9日(2015.7.9)

【公表番号】特表2014-518875(P2014-518875A)
【公表日】平成26年8月7日(2014.8.7)
【年通号数】公開・登録公報2014-042
【出願番号】特願2014-511695(P2014-511695)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  31/711    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  47/36     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/7105   (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/713    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  31/7088   (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   3/10     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   9/10     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  35/04     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   5/50     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   9/12     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   3/04     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   9/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  27/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  13/12     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  25/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  17/02     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  19/04     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  37/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   3/06     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   3/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ   9/127    (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  45/00     (2006.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ   31/711    ＺＮＡ　
   Ａ６１Ｋ   47/36     　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/7105   　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/713    　　　　
   Ａ６１Ｋ   31/7088   　　　　
   Ａ６１Ｐ    3/10     　　　　
   Ａ６１Ｐ    9/10     １０１　
   Ａ６１Ｐ   35/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   35/04     　　　　
   Ａ６１Ｐ    5/50     　　　　
   Ａ６１Ｐ    9/12     　　　　
   Ａ６１Ｐ    3/04     　　　　
   Ａ６１Ｐ    9/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   27/02     　　　　
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   Ａ６１Ｐ   25/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   13/12     　　　　
   Ａ６１Ｐ   25/02     １０３　
   Ａ６１Ｐ   17/02     　　　　
   Ａ６１Ｐ   19/04     　　　　
   Ａ６１Ｐ   37/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ    9/10     　　　　
   Ａ６１Ｐ    3/06     　　　　
   Ａ６１Ｐ    3/00     　　　　
   Ａ６１Ｋ   48/00     　　　　
   Ａ６１Ｐ   43/00     １１１　
   Ａ６１Ｋ    9/127    　　　　
   Ａ６１Ｋ   45/00     　　　　

【手続補正書】
【提出日】平成27年5月20日(2015.5.20)
【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】
　インビボでの遺伝子の発現を阻害するための組成物であって、キトサン及び前記遺伝子
に対するＲＮＡｉ誘導性核酸配列を含み、前記キトサンは５ｋＤａ～２００ｋＤａの分子
量（Ｍｎ）、８０％～９５％の脱アセチル化度（ＤＤＡ）を有し、前記キトサンのアミン
と前記核酸のリン酸との比率（Ｎ：Ｐ）は２０未満である、組成物。
【請求項２】
　請求項１に記載の組成物であって、前記キトサンの分子量は５～１５ｋＤａ、ＤＤＡは
９０～９５％、及びＮ：Ｐ比は２～１０である、組成物。
【請求項３】
　請求項１又は２に記載の組成物であって、前記キトサンの分子量は１０ｋＤａ、ＤＤＡ
は９２％、及びＮ：Ｐ比は５である、組成物。
【請求項４】
　請求項１に記載の組成物であって、前記キトサンの分子量は１０ｋＤａ、４０ｋＤａ、
８０ｋＤａ、１５０ｋＤａ、又は２００ｋＤａである、組成物。
【請求項５】
　請求項１～４のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記キトサンはアセチル基
のブロック分布又は化学修飾を含む、組成物。
【請求項６】
　請求項１～５のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記キトサンは１．０～７
．０の間の多分散性を有する、組成物。
【請求項７】
　請求項１～６のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸配
列は、ヌクレオチドが１０～５０個の間の二本鎖線状デオキシリボ核酸又はリボ核酸の配
列である、組成物。
【請求項８】
　請求項１～７のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸配
列は、デオキシリボ核酸又はリボ核酸の配列のヘアピン構造である、組成物。
【請求項９】



(3) JP 2014-518875 A5 2015.7.9

　請求項１～８のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸配
列は、糖骨格、リン酸骨格、及び／又はヌクレオチド塩基環のいずれかにおいて化学的に
修飾されている、組成物。
【請求項１０】
　請求項１～９のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸配
列は、低分子干渉ＲＮＡ、低分子ヘアピンＲＮＡ、又はＲＮＡｉ誘導ベクターである、組
成物。
【請求項１１】
　請求項１～１０のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸
配列は、ＩＩ型糖尿病、アテローム性動脈硬化症、又は癌の病因に関与する遺伝子を標的
とする、組成物。
【請求項１２】
　請求項１～１０のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸
配列は、腫瘍の発生、転移、又は化学療法抵抗性の誘導に関与する遺伝子を標的とする、
組成物。
【請求項１３】
　請求項１～１１のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸
配列は糖調節タンパク質を標的とする、組成物。
【請求項１４】
　請求項１３に記載の組成物であって、前記糖調節タンパク質はインクレチン分解酵素で
ある、組成物。
【請求項１５】
　請求項１３に記載の組成物であって、前記インクレチン分解酵素はジペプチジルペプチ
ダーゼ‐ＩＶ（ＤＰＰ‐ＩＶ）である、組成物。
【請求項１６】
　請求項１～１１のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸
配列はアテローム生成タンパク質を標的とする、組成物。
【請求項１７】
　請求項１６に記載の組成物であって、前記アテローム生成タンパク質は、アポリポタン
パク質Ｂ（ＡｐｏＢ）、アポリポタンパク質Ｅ（ＡｐｏＥ）、アポリポタンパク質Ｂ１０
０（ＡｐｏＢ１００）、アポリポタンパク質Ｂ４８（ＡｐｏＢ４８）、好中球ゼラチナー
ゼ関連リポカリン（ＮＧＡＬ）、マトリックスメタロプロテアーゼ‐９（ＭＭＰ‐９）、
又はコレステロールエステル転送タンパク質（ＣＥＴＰ）である、組成物。
【請求項１８】
　請求項１～１２のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸
配列は、ヘリカーゼタンパク質、ＲＮＡヘリカーゼ、Ｐ６８、ＤＤＸ５、ＤＤＸ３２、Ｄ
ＤＸ１、Ａｋｔ、ＰＫＢ、ＡＢＣ輸送体のメンバー、ＭＤＲ１、ＭＲＰ、ＲＡＳタンパク
質ファミリーのメンバー、ＳＲＣ、ＨＥＲ２、ＥＧＦＲ、Ａｂｌ、又はＲａｆを標的とす
る、組成物。
【請求項１９】
　請求項１８に記載の組成物であって、前記ヘリカーゼタンパク質はＲｅｃＱヘリカーゼ
ファミリーのメンバーである、組成物。
【請求項２０】
　請求項１８又は１９に記載の組成物であって、前記ヘリカーゼタンパク質はＲｅｃＱＬ
１ＤＮＡヘリカーゼである、組成物。
【請求項２１】
　請求項１８に記載の組成物であって、前記ＲＮＡｉ誘導性核酸配列はＭＤＲ１を標的と
する、組成物。
【請求項２２】
　患者における糖尿病及びその関連状態、アテローム性動脈硬化症及びその関連状態、又
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は癌及びその関連状態を治療するための、請求項１～２１のうちいずれか一項に記載の組
成物。
【請求項２３】
　請求項２２に記載の組成物であって、好適な送達剤のうちの少なくとも１つ及び抗癌化
合物との同時投与のために製剤化される、組成物。
【請求項２４】
　請求項２３に記載の組成物であって、前記好適な送達剤は、Ｍｉｒｕｓ　Ｔｒａｎｓｉ
ｔ　ＴＫＯ（登録商標）親油性試薬、Ｌｉｐｏｆｅｃｔｉｎ（登録商標）、Ｌｉｐｏｆｅ
ｃｔａｍｉｎｅ（登録商標）、Ｃｅｌｌｆｅｃｔｉｎ（登録商標）、ポリカチオン、又は
リポソームである、組成物。
【請求項２５】
　請求項２２～２４のうちいずれか一項に記載の組成物であって、好適な抗癌療法の間の
同時投与のために製剤化される、組成物。
【請求項２６】
　請求項１～２５のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記組成物は１ｍｇ／ｋ
ｇの用量での注射用に製剤化される、組成物。
【請求項２７】
　請求項１～２６のうちいずれか一項に記載の組成物であって、前記組成物は投与したと
きに肝臓毒性を誘発しない、組成物。
【請求項２８】
　キトサンとＲＮＡｉ誘導性核酸配列とを酸性媒体中で混合することを含む、糖尿病、ア
テローム性動脈硬化症、又は癌を治療するための組成物を製造する方法であって、前記キ
トサンは、５ｋＤａ～２００ｋＤａの分子量（Ｍｎ）、８０％～９５％の脱アセチル化度
（ＤＤＡ）を有し、前記キトサンのアミンと核酸のリン酸との比率（Ｎ：Ｐ）は２０未満
である、方法。
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