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【手続補正書】
【提出日】平成30年9月19日(2018.9.19)
【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】
　特異的ｍＴＯＲ阻害剤を含んでなる、被験体におけるＸ－副腎白質ジストロフィー（Ｘ
－ＡＬＤ）の治療および／または予防のための医薬組成物。
【請求項２】
　前記特異的ｍＴＯＲ阻害剤がラパマイシン誘導体である、請求項１に記載の医薬組成物
。
【請求項３】
　ラパマイシン誘導体がテムシロリムスである、請求項２に記載の医薬組成物。
【請求項４】
　Ｘ－ＡＬＤが、副腎脊髄ニューロパチー（ＡＭＮ）、大脳副腎脊髄ニューロパチー（ｃ
ＡＭＮ）および小児副腎白質ジストロフィー（ｃＡＬＤ）から選択される、請求項１また
は２に記載の医薬組成物。
【請求項５】
　特異的ｍＴＯＲ阻害剤と、ｍＴＯＲ非依存性のオートファジー誘発剤、抗酸化剤、ミト
コンドリアを標的とした抗酸化剤、ヒストン脱アセチル化酵素阻害剤、ミトコンドリア転
移細孔開口の阻害剤、抗炎症剤、ＰＰＡＲアゴニスト、ＲＸＲアゴニスト、サーチュイン
１アゴニストおよび抗高脂血症薬からなる群から選択される化合物とを含む組成物。
【請求項６】
　前記特異的ｍＴＯＲ阻害剤がラパマイシン誘導体である、請求項５に記載の組成物。
【請求項７】
　前記ラパマイシン誘導体がテムシロリムスである、請求項６に記載の組成物。
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【請求項８】
　前記ｍＴＯＲ非依存性のオートファジー誘発剤が、トレハロース、ラニチジン、スペル
ミジン、レスベラトロール、ベラパミル、ロペラミド、アミオダロン、トリフロペラジン
、ミノキシジル、２’５’－ジデオキシアデノシン、タモキシフェン、フマル酸ジメチル
、チアゾリジンジオン、９－ｃｉｓ－レチノイン酸、ベキサロテン、フルスピリレン、ト
リフロペラジン、ペニトレムＡ、ピモジド、プロプラノロール、ビタミンＥ、α－リポ酸
、Ｎ－アセチルシステイン、リチウムおよびそれらの組み合わせからなる群から選択され
る、請求項５～７のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項９】
　被験体におけるＸ－副腎白質ジストロフィー（Ｘ－ＡＬＤ）の治療および／または予防
に用いられる、請求項５～８のいずれか一項に記載の組成物。
【請求項１０】
　Ｘ－ＡＬＤが、副腎脊髄ニューロパチー（ＡＭＮ）、大脳副腎脊髄ニューロパチー（ｃ
ＡＭＮ）および小児副腎白質ジストロフィー（ｃＡＬＤ）から選択される、請求項９に記
載の組成物。
【請求項１１】
　請求項５～１０のいずれか一項に記載の組成物と、薬剤的に許容される賦形剤とを含ん
でなる、医薬組成物。
【請求項１２】
　Ｘ－ＡＬＤの治療および／または予防に潜在的に有用な化合物を同定するための方法で
あって、
　ａ）Ｘ－ＡＬＤ細胞と候補化合物を接触させること、および
　ｂ）前記候補化合物の存在下で
　　（ｉ）ｍＴＯＲの活性レベル、および
　　（ｉｉ）オートファゴソームマーカーの発現レベル
からなる群から選択されるマーカーを分析することを含んでなり、
　ここで前記候補化合物が、ｍＴＯＲの活性を阻害する、および／またはオートファゴソ
ームマーカーの発現を変化させる場合に、前記候補化合物はＸ－ＡＬＤの治療および／ま
たは予防に有用であるとする、方法。
【請求項１３】
　Ｘ－ＡＬＤが、副腎脊髄ニューロパチー（ＡＭＮ）、大脳副腎脊髄ニューロパチー（ｃ
ＡＭＮ）および小児副腎白質ジストロフィー（ｃＡＬＤ）から選択される、請求項１２に
記載の方法。
【請求項１４】
　ｍＴＯＲ活性が、リン酸化ｐ７０Ｓ６Ｋのレベルを測定することによって決定される、
および／または、オートファゴソームマーカーが、ＬＣ３－ＩＩ、ｐ６２、またはそれら
の組み合わせである、請求項１２または１３に記載の方法。
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