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【 補 正 対 象 書 類 名 】 特 許 請 求 の 範 囲
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【 請 求 項 ４ ０ 】
　 被 験 者 の 遺 伝 子 欠 損 を 修 正 す る た め の 薬 物 の 調 製 に お け る 、 核 酸 分 子 の 使 用 で あ っ て 、
該 核 酸 分 子 が 、
　 a) 細 胞 内 で 発 現 さ れ た プ レ mRNAへ の 該 核 酸 分 子 の 結 合 を タ ー ゲ ッ ト す る 1以 上 の 標 的
結 合 ド メ イ ン 、 た だ し 、 該 プ レ mRNAは 遺 伝 子 欠 損 を 含 む 遺 伝 子 に よ り コ ー ド さ れ る も の で
あ る こ と ； お よ び
　 b) 標 的 プ レ mRNAに ト ラ ン ス ス プ ラ イ シ ン グ さ れ る ヌ ク レ オ チ ド 配 列 、 た だ し 、 該 ト ラ
ン ス ス プ ラ イ シ ン グ は 遺 伝 子 欠 損 の 修 正 を も た ら す こ と ；
を 含 ん で な り 、 該 核 酸 分 子 は 該 細 胞 内 の 核 ス プ ラ イ シ ン グ 成 分 に よ り 認 識 さ れ る も の で
あ る 、 核 酸 分 子 の 使 用 。
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