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【 手 続 補 正 書 】
【 提 出 日 】 平 成 19年 6月 19日 (2007.6.19)
【 手 続 補 正 １ 】
【 補 正 対 象 書 類 名 】 明 細 書
【 補 正 対 象 項 目 名 】 特 許 請 求 の 範 囲
【 補 正 方 法 】 変 更
【 補 正 の 内 容 】
【 特 許 請 求 の 範 囲 】
　 【 請 求 項 １ 】 　 被 験 者 に お け る LPL応 答 性 症 状 の 治 療 用 医 薬 組 成 物 を 製 造 す る た め の LPL
 S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ２ 】 　 LPL応 答 性 症 状 が 、 完 全 な LPL欠 損 、 キ ロ ミ ク ロ ン 血 症 、 高 脂 血 症 、 部 分
的 LPL欠 損 、 膵 炎 、 高 ト リ グ リ セ リ ド 血 症 、 低 α リ ポ タ ン パ ク 質 血 症 （ 低 HDL-コ レ ス テ ロ
ー ル ） 、 心 血 管 疾 患 、 冠 心 疾 患 、 冠 状 動 脈 疾 患 、 ア テ ロ ー ム 性 動 脈 硬 化 症 、 狭 心 症 、 高 血
圧 、 脳 血 管 疾 患 、 冠 状 動 脈 再 狭 窄 、 末 梢 血 管 疾 患 、 糖 尿 病 、 悪 液 質 お よ び 肥 満 症 か ら な る
群 か ら 選 択 さ れ る 、 請 求 項 1に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ３ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が 、
a)　 最 適 に ア ラ イ ン メ ン ト さ せ た 時 に 配 列 番 号 3と 少 な く と も 90%配 列 同 一 性 を 有 す る ア ミ



ノ 酸 配 列 を 含 み 、 か つ 最 適 に ア ラ イ ン メ ン ト さ せ た 時 に LPL S447Xタ ン パ ク 質 が 配 列 番 号 3
の ア ミ ノ 酸 447お よ び 448に 対 応 す る ア ミ ノ 酸 を 欠 く LPL S447Xタ ン パ ク 質
b)　 a)に 記 載 の LPL S447Xタ ン パ ク 質 を コ ー ド す る ヌ ク レ オ チ ド 配 列 を 含 む 分 離 さ れ た 核
酸 分 子 ； お よ び
c)　 a)に 記 載 の LPL S447Xタ ン パ ク 質 を コ ー ド す る LPL S447X核 酸
か ら な る 群 か ら 選 択 さ れ る 、 請 求 項 1ま た は 2に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ４ 】 　 LPL S447Xタ ン パ ク 質 が 配 列 番 号 3の 野 生 型 LPLよ り 大 き い LPL活 性 を 有 す
る 、 請 求 項 3に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ５ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447X核 酸 で あ り 、 LPL S447X核 酸 が 配 列 番 号 4の
256か ら 1599ま で の ヌ ク レ オ チ ド と 少 な く と も 90%配 列 同 一 性 を 有 す る RNAを コ ー ド す る DNA
コ ー ド 配 列 を 含 ん で な る 、 請 求 項 3ま た は 4に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ６ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447X核 酸 で あ り 、 LPL S447X核 酸 が 配 列 番 号 4の
256か ら 1599ま で の ヌ ク レ オ チ ド と ス ト リ ン ジ ェ ン ト な 条 件 下 で ハ イ ブ リ ダ イ ズ す る DNAコ
ー ド 配 列 を 含 ん で な る 、 請 求 項 3ま た は 4に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ７ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447Xタ ン パ ク 質 で あ り 、 該 LPL S447Xタ ン パ ク
質 が 配 列 番 号 1と 少 な く と も 95%配 列 同 一 性 の ア ミ ノ 酸 配 列 を 有 す る 、 請 求 項 3ま た は 4に 記
載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ８ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447X核 酸 で あ り 、 医 薬 組 成 物 が 遺 伝 子 治 療 ベ ク
タ ー を 含 ん で な る 、 請 求 項 3～ 6の い ず れ か 1項 に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 ９ 】 　 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー が ウ イ ル ス ベ ク タ ー を 含 ん で な る 、 請 求 項 8に 記 載
の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 １ ０ 】 　 ウ イ ル ス ベ ク タ ー が ア デ ノ 随 伴 ウ イ ル ス ベ ク タ ー で あ る 、 請 求 項 9に
記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 １ １ 】
　 被 験 者 が ヒ ト で あ る 、 請 求 項 1～ 10の い ず れ か 1項 に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 の 使 用 。
　 【 請 求 項 １ ２ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が 、
a)　 最 適 に ア ラ イ ン メ ン ト さ せ た 時 に 配 列 番 号 3と 少 な く と も 90%配 列 同 一 性 を 有 す る ア ミ
ノ 酸 配 列 を 含 み 、 か つ 最 適 に ア ラ イ ン メ ン ト さ せ た 時 に LPL S447Xタ ン パ ク 質 が 配 列 番 号 3
の ア ミ ノ 酸 447お よ び 448に 対 応 す る ア ミ ノ 酸 を 欠 く LPL S447Xタ ン パ ク 質
b)　 a)に 記 載 の LPL S447Xタ ン パ ク 質 を コ ー ド す る ヌ ク レ オ チ ド 配 列 を 含 む 分 離 さ れ た 核
酸 分 子 ； お よ び
c)　 a)に 記 載 の LPL S447Xタ ン パ ク 質 を コ ー ド す る LPL S447X核 酸
か ら な る 群 か ら 選 択 さ れ る 、 活 性 医 薬 用 物 質 と し て 使 用 す る LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ３ 】 　 LPL S447Xタ ン パ ク 質 が 配 列 番 号 3の 野 生 型 LPLよ り 大 き い LPL活 性 を 有
す る 、 請 求 項 12に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ４ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447X核 酸 で あ り 、 LPL S447X核 酸 が 配 列 番 号 4
の 256か ら 1599ま で の ヌ ク レ オ チ ド と 少 な く と も 90%配 列 同 一 性 を 有 す る RNAを コ ー ド す る D
NAコ ー ド 配 列 を 含 ん で な る 、 請 求 項 12ま た は 13に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ５ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447X核 酸 で あ り 、 LPL S447X核 酸 が 配 列 番 号 4
の 256か ら 1599ま で の ヌ ク レ オ チ ド と ス ト リ ン ジ ェ ン ト な 条 件 下 で ハ イ ブ リ ダ イ ズ す る DNA
コ ー ド 配 列 を 含 ん で な る 、 請 求 項 12ま た は 13に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ６ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447Xタ ン パ ク 質 で あ り 、 該 LPL S447Xタ ン パ
ク 質 が 配 列 番 号 1と 少 な く と も 95%配 列 同 一 性 の ア ミ ノ 酸 配 列 を 有 す る 、 請 求 項 12ま た は 13
に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ７ 】 　 LPL S447X治 療 薬 が LPL S447X核 酸 で あ り 、 医 薬 組 成 物 が 遺 伝 子 治 療 ベ
ク タ ー を 含 ん で な る 、 請 求 項 12～ 15の い ず れ か １ 項 に 記 載 の LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ８ 】 　 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー が ウ イ ル ス ベ ク タ ー を 含 ん で な る 、 請 求 項 17に 記
載 の LPL S447X治 療 薬 。
　 【 請 求 項 １ ９ 】 　 ウ イ ル ス ベ ク タ ー が ア デ ノ 随 伴 ウ イ ル ス ベ ク タ ー で あ る 、 請 求 項 18に
記 載 の LPL S447X治 療 薬 。
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　 【 請 求 項 ２ ０ 】
　 最 適 に ア ラ イ ン メ ン ト さ せ た 時 に 配 列 番 号 3と 少 な く と も 90%配 列 同 一 性 を 有 す る ア ミ ノ
酸 配 列 を 含 む LPL S447Xタ ン パ ク 質 を コ ー ド す る LPL S447X核 酸 を 含 ん で な り 、 か つ 最 適 に
ア ラ イ ン メ ン ト さ せ た 時 に 該 LPL S447Xタ ン パ ク 質 が 配 列 番 号 3の ア ミ ノ 酸 447お よ び 448に
対 応 す る ア ミ ノ 酸 を 欠 く 、 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
　 【 請 求 項 ２ １ 】 　 LPL S447Xタ ン パ ク 質 が 配 列 番 号 3の 野 生 型 LPLよ り 大 き い LPL活 性 を 有
す る 、 請 求 項 20に 記 載 の 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
　 【 請 求 項 ２ ２ 】 　 LPL S447X核 酸 が 配 列 番 号 4の 256か ら 1599ま で の ヌ ク レ オ チ ド と 少 な
く と も 90%配 列 同 一 性 を 有 す る RNAを コ ー ド す る DNAコ ー ド 配 列 を 含 ん で な る 、 請 求 項 20に
記 載 の 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
　 【 請 求 項 ２ ３ 】 　 LPL S447X核 酸 が 配 列 番 号 4の 256か ら 1599ま で の ヌ ク レ オ チ ド と ス ト
リ ン ジ ェ ン ト な 条 件 下 で ハ イ ブ リ ダ イ ズ す る DNAコ ー ド 配 列 を 含 ん で な る 、 請 求 項 20に 記
載 の 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
　 【 請 求 項 ２ ４ 】 　 ア ミ ノ 酸 配 列 が 配 列 番 号 1と 少 な く と も 95%配 列 同 一 性 を 有 す る 、 請 求
項 20に 記 載 の 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
　 【 請 求 項 ２ ５ 】 　 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー が ウ イ ル ス ベ ク タ ー を 含 ん で な る 、 請 求 項 20～ 24
の い ず れ か １ 項 に 記 載 の 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
　 【 請 求 項 ２ ６ 】 　 ウ イ ル ス ベ ク タ ー が ア デ ノ 随 伴 ウ イ ル ス ベ ク タ ー で あ る 、 請 求 項 25に
記 載 の 遺 伝 子 治 療 ベ ク タ ー 。
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