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【手続補正書】
【提出日】令和3年3月15日(2021.3.15)
【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】
　それを必要とする患者における発作性疾患の治療においてｈＭ４Ｄｉを活性化する合成
リガンドと組み合わせて投与される、標的部位へのｈＭ４Ｄｉの送達のためのｈＭ４Ｄｉ
をコードするアデノ随伴ウイルスベクターを含む医薬組成物であって、ここで、前記ベク
ターは、ヒトＣａＭＫ２Ａプロモーター、ウッドチャック肝炎ウイルスの転写後調節エレ
メント、およびウシ成長ホルモンポリアデニル化配列を含む、組成物。
【請求項２】
　ベクターが、２つの逆位末端反復配列、ＳＶ４０複製起点、ｐＵＣ１９複製起点、およ
びアンピシリン耐性遺伝子を含む、請求項１に記載の組成物。
【請求項３】
　ベクターが、ｐＡＭ／ｈＣａＭＫ２Ａ－ｈＭ４Ｄ（Ｇｉ）－ＷＰＲＥ－ＢＧＨｐＡであ
る、請求項２に記載の組成物。
【請求項４】
　ベクターが、蛍光レポーター遺伝子を含む、請求項１から３のいずれか一項に記載の組
成物。
【請求項５】
　アデノ随伴ウイルスベクターが、ＡＡＶ１、ＡＡＶ２、ＡＡＶ４、ＡＡＶ５、ＡＡＶ７
、ＡＡＶ８、またはＡＡＶ９である、請求項１から４のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項６】
　アデノ随伴ウイルスベクターが、ＡＡＶＲｅｃ３である、請求項１から４のいずれか一
項に記載の組成物。
【請求項７】
　合成リガンドが、クロザピンＮ－オキシドである、請求項１から６のいずれか一項に記
載の組成物。
【請求項８】
　合成リガンドが、ペルラピンである、請求項１から６のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項９】
　ベクターが、患者の脳における標的部位に送達されるものである、請求項１から８のい
ずれか一項に記載の組成物。
【請求項１０】
　経口、頬側、舌下、経直腸、局所、鼻腔内、膣内、および非経口からなる群から選択さ
れる経路により投与される、請求項１から９のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項１１】
　患者の頭蓋を通して標的部位に直接投与される、請求項１から９のいずれか一項に記載
の組成物。
【請求項１２】
　合成リガンドが、経口、頬側、舌下、経直腸、局所、鼻腔内、膣内、および非経口から
なる群から選択される経路により投与されるものである、請求項１から１１のいずれか一
項に記載の組成物。
【請求項１３】
　発作性疾患が、限局性皮質異形成、てんかん、全身性強直性間代性発作を伴うてんかん
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、ミオクロニー欠神てんかん、前頭葉てんかん、側頭葉てんかん、後頭葉てんかん、頭頂
葉てんかん、ランドウ・クレフナー症候群、ラスムッセン症候群、ドラベ症候群、ドゥー
ゼ症候群、ＣＤＫＬ５障害、点頭てんかん（ウエスト症候群）、若年性ミオクローヌスて
んかん（ＪＭＥ）、ワクチン関連脳症、難治性小児期てんかん（ＩＣＥ）、レノックス・
ガストー症候群（ＬＧＳ）、レット症候群、大田原症候群、ＣＤＫＬ５障害、小児欠神て
んかん、本態性振戦、急性頻回発作、良性ローランドてんかん、てんかん重積状態、難治
性てんかん重積状態、超難治性てんかん重積状態（ＳＲＳＥ）、ＰＣＤＨ１９小児てんか
ん、脳腫瘍誘発発作、過誤腫誘発発作、薬物離脱誘発発作、アルコール離脱誘発発作、増
加した発作活動、および再発発作からなる群から選択される、請求項１から１２のいずれ
か一項に記載の組成物。
【請求項１４】
　発作性疾患が、焦点発作によって特徴付けられるものである、請求項１から１３のいず
れか一項に記載の組成物。
【請求項１５】
　運動失調、歩行障害、発話障害、発声、不随意的な笑い、認知障害、運動能力の異常、
臨床的発作、潜在性発作、低血圧、筋緊張亢進、流涎、おしゃべり行動、前兆、痙攣、繰
り返し行動、異常感覚、発作の頻度、および発作の重症度からなる群から選択される少な
くとも１つの症状を改善するための、請求項１から１４のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項１６】
　ヒトＣａＭＫ２Ａプロモーターの調節制御下のｈＭ４Ｄｉ、ウッドチャック転写後調節
エレメント、およびウシ成長ホルモンポリアデニル化配列をコードする核酸を含む、ベク
ター。
【請求項１７】
　２つの逆位末端反復配列、ＳＶ４０複製起点、ｐＵＣ１９複製起点、およびアンピシリ
ン耐性遺伝子をさらに含む、請求項１６に記載のベクター。
【請求項１８】
　前記ベクターが、ｐＡＭ／ｈＣａＭＫ２Ａ－ｈＭ４Ｄ（Ｇｉ）－ＷＰＲＥ－ＢＧＨｐＡ
である、請求項１６に記載のベクター。
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