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【 特 許 請 求 の 範 囲 】
【 請 求 項 １ 】
　 下 記 の 式 ( Ｉ ) :
【 化 １ 】

〔 式 ( Ｉ ) 中 、 ａ は ３ ～ ５ の 整 数 を 示 し ; ｂ は ０ 又 は １ を 示 し ; Ｒ １ 及 び Ｒ ２ は 、 そ れ ぞ れ 独  
立 し て 下 記 一 般 式 ( Ａ ) :
【 化 ２ 】

( 式 ( Ａ ) 中 、 Ｒ １ １ 及 び Ｒ １ ２ は 、 そ れ ぞ れ 独 立 し て 、 直 鎖 状 又 は 分 岐 鎖 状 の Ｃ ５ ～ １ ５ ア  
ル キ ル 基 を 示 し ; ｃ は ０ 又 は １ を 示 し ; ｖ は ４ ～ １ ２ の 整 数 を 示 す )
で 表 さ れ る 基 を 示 し ; Ｘ は 、 下 記 一 般 式 ( Ｂ ) :
【 化 ３ 】

( 式 ( Ｂ ) 中 、 ｄ は ０ ～ ３ の 整 数 を 示 し ; Ｒ ３ 及 び Ｒ ４ は 、 そ れ ぞ れ 独 立 に 、 Ｃ １ ～ ４ ア ル キ  
ル 基 又 は Ｃ ２ ～ ４ ア ル ケ ニ ル 基 ( 該 Ｃ １ ～ ４ ア ル キ ル 基 又 は Ｃ ２ ～ ４ ア ル ケ ニ ル 基 は 、 １ 個  
又 は ２ 個 の 水 素 原 子 が フ ェ ニ ル 基 に 置 換 さ れ て い て も よ い ) を 示 す が 、 Ｒ ３ 及 び Ｒ ４ は 互  
い に 結 合 し て ５ ～ ７ 員 非 芳 香 族 ヘ テ ロ 環 ( 該 環 の １ 個 又 は ２ 個 の 水 素 原 子 が 、 Ｃ １ ～ ４ ア  
ル キ ル 基 又 は Ｃ ２ ～ ４ ア ル ケ ニ ル 基 に 置 換 さ れ て い て も よ い ) を 形 成 し て も よ い ) で 表 さ れ  
る 基 又 は ５ ～ ７ 員 非 芳 香 族 ヘ テ ロ 環 基 ( た だ し 、 該 基 は 炭 素 原 子 に よ り ( O - C O ) b - に 結 合  
し 、 該 環 の １ 個 又 は ２ 個 の 水 素 原 子 が 、 Ｃ １ ～ ４ ア ル キ ル 基 又 は Ｃ ２ ～ ４ ア ル ケ ニ ル 基 に  
置 換 さ れ て い て も よ い ) を 示 す 〕
で 表 さ れ る 、 ｐ Ｈ 感 受 性 カ チ オ ン 性 脂 質 、 そ の 立 体 異 性 体 又 は 立 体 異 性 体 の 混 合 物 。
【 請 求 項 ２ 】
前 記 ｐ Ｈ 感 受 性 カ チ オ ン 性 脂 質 が 、 下 記 式 で 示 さ れ る 、 請 求 項 １ 記 載 の ｐ Ｈ 感 受 性 カ チ オ  
ン 性 脂 質 、 そ の 立 体 異 性 体 又 は 立 体 異 性 体 の 混 合 物 :
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【 化 ４ － １ 】
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【 化 ４ － ２ 】
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【 化 ４ － ３ 】
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【 化 ４ － ４ 】
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【 化 ４ － ５ 】
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【 化 ４ － ６ 】
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【 化 ４ － ７ 】
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【 化 ４ － ８ 】
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【 化 ４ － ９ 】
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【 化 ４ － １ ０ 】
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【 化 ４ － １ １ 】

【 請 求 項 ３ 】
請 求 項 １ ま た は ２ に 記 載 の ｐ Ｈ 感 受 性 カ チ オ ン 性 脂 質 を 含 む 、 脂 質 ナ ノ 粒 子 。
【 請 求 項 ４ 】
　 さ ら に 、 ス テ ロ ー ル 及 び ポ リ ア ル キ レ ン グ リ コ ー ル 修 飾 脂 質 を 含 有 し て い る 、 請 求 項 ３
に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 。
【 請 求 項 ５ 】
　 核 酸 を 含 有 す る 、 請 求 項 ３ に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 。
【 請 求 項 ６ 】
　 前 記 核 酸 が 、 ｓ ｉ Ｒ Ｎ Ａ で あ る 、 請 求 項 ５ に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 。
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【 請 求 項 ７ 】
　 前 記 核 酸 が 、 ｍ Ｒ Ｎ Ａ 又 は プ ラ ス ミ ド Ｄ Ｎ Ａ で あ る 、 請 求 項 ５ に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 。
【 請 求 項 ８ 】
　 前 記 核 酸 が 、 肝 臓 細 胞 内 で 発 現 さ せ る 遺 伝 子 で あ る 、 請 求 項 ５ に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 。
【 請 求 項 ９ 】
　 請 求 項 ３ に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 を 有 効 成 分 と す る 、 医 薬 用 組 成 物 。
【 請 求 項 １ ０ 】
　 遺 伝 子 治 療 に 用 い ら れ る 、 請 求 項 ９ に 記 載 の 医 薬 用 組 成 物 。
【 請 求 項 １ １ 】
　 請 求 項 ３ に 記 載 の 脂 質 ナ ノ 粒 子 で あ っ て 、 肝 臓 細 胞 内 で 発 現 さ せ る 目 的 の 外 来 遺 伝 子 を  
封 入 し た 脂 質 ナ ノ 粒 子 を 、 被 験 動 物 ( 但 し 、 ヒ ト を 除 く ) へ 投 与 し 、 前 記 被 験 動 物 の 肝 臓 内  
で 前 記 外 来 遺 伝 子 を 発 現 さ せ る 、 外 来 遺 伝 子 の 発 現 方 法 。
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