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【手続補正書】
【提出日】令和2年8月14日(2020.8.14)
【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】
　内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子に１つまたは複数の挿入および／または欠失を含む、Ｔ細胞ま
たは幹細胞であって、前記挿入および／または前記欠失は、切断ドメインと、配列番号１
または配列番号２の９個またはそれよりも多くのヌクレオチドを含む標的部位に結合する
ＤＮＡ結合ドメインとを含むヌクレアーゼによって作製されたものである、Ｔ細胞または
幹細胞。
【請求項２】
　前記挿入および／または前記欠失が、前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子を不活性化させる、
請求項１に記載の細胞。
【請求項３】
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　外因性配列が、前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子に挿入されている、請求項１または２に記
載の細胞。
【請求項４】
　前記外因性配列が、ＩＬ２ＲＧまたはＲＡＧポリペプチドをコードする導入遺伝子を含
む、請求項３に記載の細胞。
【請求項５】
　前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子が、変異体遺伝子であり、前記外因性配列が、機能性ＩＬ
２ＲＧタンパク質が前記細胞から発現されるように、前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子におけ
る変異を修正する配列を含む、請求項３に記載の細胞。
【請求項６】
　前記ヌクレアーゼが、亜鉛フィンガーヌクレアーゼ、ＴＡＬＥ、またはＣＲＩＳＰＲ／
Ｃａｓヌクレアーゼである、請求項１から５のいずれかに記載の細胞。
【請求項７】
　前記ヌクレアーゼが、ポリヌクレオチドとして前記細胞に導入される、請求項１から６
のいずれかに記載の細胞。
【請求項８】
　前記ポリヌクレオチドが、ｍＲＮＡ、ウイルスベクター、または非ウイルスベクターで
ある、請求項７に記載の細胞。
【請求項９】
　前記ウイルスベクターが、アデノ随伴ウイルスベクター（ＡＡＶ）である、請求項１か
ら８のいずれかに記載の細胞。
【請求項１０】
　前記ＺＦＮが、表１の単一の行に示される認識ヘリックス領域を有するＺＦＰを含む、
請求項６から９のいずれかに記載の細胞。
【請求項１１】
　前記細胞が、幹細胞である、請求項１から１０のいずれかに記載の細胞。
【請求項１２】
　前記幹細胞が、造血幹細胞または人工多能性幹細胞（ｉＰＳＣ）である、請求項１１に
記載の細胞。
【請求項１３】
　請求項１から１２のいずれかに記載の造血幹細胞を作製する方法であって、ヌクレアー
ゼを、細胞に導入することを含み、切断後に１つまたは複数の挿入および／または欠失が
内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子に導入されるように、前記ヌクレアーゼが、前記内因性ＩＬ２Ｒ
Ｇ遺伝子を切断する、方法。
【請求項１４】
　切断後に内因性配列が前記細胞のゲノムに導入されるように、外因性配列を前記細胞に
導入することをさらに含む、請求項１３に記載の方法。
【請求項１５】
　被験体におけるＳＣＩＤ関連障害を処置または予防するための組成物であって、請求項
３から１２のいずれかに記載の造血幹細胞の集団を含む、組成物。
【請求項１６】
　前記ＳＣＩＤ関連障害が、Ｘ－ＳＣＩＤまたはオーメン症候群である、請求項１５に記
載の組成物。
 
【手続補正２】
【補正対象書類名】明細書
【補正対象項目名】０１８９
【補正方法】変更
【補正の内容】
【０１８９】
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　本開示は、理解の明確さの目的で、例証および例を用いていくらか詳細に提供されてい
るが、当業者であれば、様々な変更および修正が、本開示の趣旨および範囲から逸脱する
ことなく実施され得ることを理解するであろう。したがって、前述の説明および実施例は
、制限とみなされるべきではない。
　本発明は、例えば、以下の項目を提供する。
(項目１)
　内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子に１つまたは複数の挿入および／または欠失を含む、Ｔ細胞ま
たは幹細胞であって、前記挿入および／または前記欠失は、切断ドメインと、配列番号１
または配列番号２の９個またはそれよりも多くのヌクレオチドを含む標的部位に結合する
ＤＮＡ結合ドメインとを含むヌクレアーゼによって作製されたものである、Ｔ細胞または
幹細胞。
(項目２)
　前記挿入および／または前記欠失が、前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子を不活性化させる、
項目１に記載の細胞。
(項目３)
　外因性配列が、前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子に挿入されている、項目１または２に記載
の細胞。
(項目４)
　前記外因性配列が、ＩＬ２ＲＧまたはＲＡＧポリペプチドをコードする導入遺伝子を含
む、項目３に記載の細胞。
(項目５)
　前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子が、変異体遺伝子であり、前記外因性配列が、機能性ＩＬ
２ＲＧタンパク質が前記細胞から発現されるように、前記内因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子におけ
る変異を修正する配列を含む、項目３に記載の細胞。
(項目６)
　前記ヌクレアーゼが、亜鉛フィンガーヌクレアーゼ、ＴＡＬＥ、またはＣＲＩＳＰＲ／
Ｃａｓヌクレアーゼである、項目１から５のいずれかに記載の細胞。
(項目７)
　前記ヌクレアーゼが、ポリヌクレオチドとして前記細胞に導入される、項目１から６の
いずれかに記載の細胞。
(項目８)
　前記ポリヌクレオチドが、ｍＲＮＡ、ウイルスベクター、または非ウイルスベクターで
ある、項目７に記載の細胞。
(項目９)
　前記ウイルスベクターが、アデノ随伴ウイルスベクター（ＡＡＶ）である、項目１から
８のいずれかに記載の細胞。
(項目１０)
　前記ＺＦＮが、表１の単一の行に示される認識ヘリックス領域を有するＺＦＰを含む、
項目６から９のいずれかに記載の細胞。
(項目１１)
　前記細胞が、幹細胞である、項目１から１０のいずれかに記載の細胞。
(項目１２)
　前記幹細胞が、造血幹細胞または人工多能性幹細胞（ｉＰＳＣ）である、項目１１に記
載の細胞。
(項目１３)
　項目１から１２のいずれかに記載の造血幹細胞を作製する方法であって、ヌクレアーゼ
を、細胞に導入することを含み、切断後に１つまたは複数の挿入および／または欠失が内
因性ＩＬ２ＲＧ遺伝子に導入されるように、前記ヌクレアーゼが、前記内因性ＩＬ２ＲＧ
遺伝子を切断する、方法。
(項目１４)
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　切断後に内因性配列が前記細胞のゲノムに導入されるように、外因性配列を前記細胞に
導入することをさらに含む、項目１３に記載の方法。
(項目１５)
　被験体におけるＳＣＩＤ関連障害を処置または予防する方法であって、前記被験体に、
項目３から１２のいずれかに記載の造血幹細胞の集団を導入することを含む、方法。
(項目１６)
　前記ＳＣＩＤ関連障害が、Ｘ－ＳＣＩＤまたはオーメン症候群である、項目１５に記載
の方法。
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