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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
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【公表番号】特表2011-512326(P2011-512326A)
【公表日】平成23年4月21日(2011.4.21)
【年通号数】公開・登録公報2011-016
【出願番号】特願2010-540878(P2010-540878)
【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  31/7088   (2006.01)
   Ａ６１Ｐ  43/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ  48/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   9/06     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   9/04     (2006.01)
   Ｃ１２Ｎ  15/113    (2010.01)
【ＦＩ】
   Ａ６１Ｋ  31/7088  　　　　
   Ａ６１Ｐ  43/00    １１１　
   Ａ６１Ｋ  48/00    　　　　
   Ａ６１Ｐ   9/06    　　　　
   Ａ６１Ｐ   9/04    　　　　
   Ｃ１２Ｎ  15/00    　　　Ｇ

【手続補正書】
【提出日】平成23年12月22日(2011.12.22)
【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】
　組み換えアデノ随伴ウイルス（ＡＡＶ）ベクターと、薬学的に許容可能な担体とを具え
る医薬品組成物において、前記ベクターが、発現生成物がそのＲＮＡをフォスフォランバ
ン（ＰＬＢ）の発現又はＰＬＢ活性を低下させるＲＮＡｉ発現カセットを具えていること
を特徴とする医薬品組成物。
【請求項２】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記ＲＮＡｉ発現カセットのＲＮＡ発現生成
物が、緊縮条件下においてＰＬＢ遺伝子ｍＲＮＡのヌクレオチド配列にハイブリダイズす
るヌクレオチド配列を具えていることを特徴とする医薬品組成物。
【請求項３】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記ＲＮＡｉ発現カセットが配列番号１に記
載されているヌクレオチド配列を具えていることを特徴とする医薬品組成物。
【請求項４】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記ＲＮＡ発現生成物が配列番号２に記載さ
れているターゲット配列をさらに具えていることを特徴とする医薬品組成物。
【請求項５】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記組成物が静脈内投与に適していることを
特徴とする医薬品組成物。
【請求項６】
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　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記組成物が動脈内投与に適していることを
特徴とする医薬品組成物。
【請求項７】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記組成物が脳室内投与に適していることを
特徴とする医薬品組成物。
【請求項８】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記組成物が心臓弁灌流に適していることを
特徴とする医薬品組成物。
【請求項９】
　請求項１に記載の医薬品組成物において、前記ＡＡＶが血清型９であることを特徴とす
る医薬品組成物。
【請求項１０】
　少なくとも１つのＡＡＶ末端反復を具えているアデノ随伴ウイルス（ＡＡＶ）ベクター
において、前記ベクターが、発現生成物がフォスフォランバン（ＰＬＢ）ｍＲＮＡの発現
又はＰＬＢ活性を低下させるＲＮＡｉ発現カセットを具えていることを特徴とするＡＡＶ
ベクター。
【請求項１１】
　請求項１０に記載のアデノ随伴ウイルスにおいて、前記ＲＮＡｉ発現カセットのＲＮＡ
発現生成物が、緊縮条件下においてＰＬＢ遺伝子ｍＲＮＡのヌクレオチド配列にハイブリ
ダイズするヌクレオチド配列を具えており、それによって心筋細胞に形質導入することを
特徴とするＡＡＶベクター。
【請求項１２】
　請求項１０に記載のＡＡＶベクターにおいて、前記ＲＮＡｉ発現カセットが配列番号１
に記載されているヌクレオチド配列を具えていることを特徴とするＡＡＶベクター。
【請求項１３】
　請求項１０に記載のＡＡＶベクターにおいて、前記ＲＮＡ発現生成物が配列番号２に記
載されているターゲット配列をさらに具えていることを特徴とするＡＡＶベクター。
【請求項１４】
　請求項１０に記載のＡＡＶベクターにおいて、前記ＡＡＶが血清型９であることを特徴
とするＡＡＶベクター。
【請求項１５】
　ｉ）フォスフォランバン（ＰＬＢ）の発現又はＰＬＢ活性を低下させるＲＮＡｉ発現生
成物をコードするポリヌクレオチド配列を具えているアデノ随伴ウイルス（ＡＡＶ）ベク
ターと；
　ｉｉ）１又はそれ以上の緩衝剤と；
　ｉｉｉ）（ｉ）及び（ｉｉ）の構成要素の使用についての説明書と；
　ｉｖ）（ｉ）、（ｉｉ）及び（ｉｉｉ）の構成要素を具える包装容器と、
を具えていることを特徴とするキット。
【請求項１６】
　請求項１５に記載のキットにおいて、前記ＲＮＡｉが、緊縮条件下においてＰＬＢ標的
遺伝子ｍＲＮＡ転写物のヌクレオチド配列にハイブリダイズするヌクレオチド配列を具え
ていることを特徴とするキット。
【請求項１７】
　請求項１５に記載のキットにおいて、前記ベクターが配列番号１に記載されているヌク
レオチド配列を具えていることを特徴とするキット。
【請求項１８】
　請求項１５に記載のキットにおいて、前記ＲＮＡｉが配列番号２に記載されているター
ゲット配列をさらに具えていることを特徴とするキット。
【請求項１９】
　請求項１５に記載のキットにおいて、前記ＡＡＶが血清型９であることを特徴とするキ
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ット。
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