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【公報種別】特許法第１７条の２の規定による補正の掲載
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【国際特許分類】
   Ａ６１Ｋ  38/47     (2006.01)
   Ａ６１Ｐ   3/00     (2006.01)
   Ａ６１Ｋ   9/08     (2006.01)
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【手続補正書】
【提出日】令和2年12月25日(2020.12.25)
【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】
　治療有効量の組換えヒトα－ガラクトシダーゼを含む、ファブリー病の治療を必要とす
るヒト対象においてファブリー病を治療するための医薬組成物であって、前記組換えヒト
α－ガラクトシダーゼの前記治療有効量は０．２～２．０ｍｇ／ｋｇであり、前記組換え
ヒトα－ガラクトシダーゼの単量体は長さが２０～６００原子の連結部分を介して互いに
共有結合しており、且つ前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼは２週間超の間隔で投与さ
れるように処方されている、医薬組成物。
【請求項２】
　前記組成物は、２週間超～４週間毎の間隔で投与されるように処方されている、請求項
１に記載の医薬組成物。
【請求項３】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、植物組換えヒトα－ガラクトシダーゼである
、請求項１に記載の医薬組成物。
【請求項４】
　前記植物組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、ビス－ＮＨＳ－ＰＥＧ４５と架橋してい
る、請求項３に記載の医薬組成物。
【請求項５】
　前記間隔は３週間～４週間である、請求項１に記載の医薬組成物。
【請求項６】
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　前記間隔は、１７日間～８週間、１７日間～６週間、１７日間～５週間、３週間～６週
間、４週間～６週間、および４週間～５週間からなる群より選ばれる期間　である、請求
項１に記載の医薬組成物。
【請求項７】
　前記投与は、３週間毎に１回、４週間毎に１回、５週間毎に１回、および６週間毎に１
回からなる群より選ばれる間隔で行われる、請求項１に記載の医薬組成物。
【請求項８】
　前記治療有効量の組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、前記対象においてＧｂ３及び／
又はリゾＧｂ３を減少させる、請求項１～７のいずれか一項に記載の医薬組成物。
【請求項９】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、静脈投与用に処方されている、請求項１～８
のいずれか一項に記載の医薬組成物。
【請求項１０】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、投与量が１．０ｍｇ／ｋｇまたは２．０ｍｇ
／ｋｇとなるように処方されている、請求項１～９のいずれか一項に記載の医薬組成物。
【請求項１１】
　前記治療有効量の組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、前記対象において、下記（ｉ）
～（ｖｉ）の少なくとも１種を達成可能である、請求項１～１０のいずれか一項に記載の
医薬組成物。
　（ｉ）心臓パラメータＬＶＭ又はＬＶＭＩの安定性の維持又はその悪化の軽減、
　（ｉｉ）血漿中Ｇｂ３濃度の低下、リゾ－Ｇｂ３濃度の低下、及び尿中Ｇｂ３濃度の低
下から成る群から選択される少なくとも１種のパラメータの安定性の維持、
　（ｉｉｉ）ファブリー病に関連する腎機能の悪化の軽減、
　（ｉｖ）腎機能の安定性の維持
　（ｖ）少なくとも１種の胃腸パラメータの安定性の維持又はその悪化の軽減、および
　（ｖｉ）マインツ重症度スコア指数（ＭＳＳＩ）の安定性の維持又はその悪化の軽減。
【請求項１２】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、投与後の循環半減期（Ｔ１／２）が少なくと
も５時間、少なくとも２０時間、および少なくとも５０時間からなる群より選ばれる１種
である、請求項１に記載の医薬組成物。
【請求項１３】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼを１ｍｇ／ｋｇ投与した後のＣｍａｘは、少なく
とも５０００ｎｇ／ｍＬであり、任意で、前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼを２ｍｇ
／ｋｇ投与した後のＣｍａｘは、少なくとも８０００ｎｇ／ｍＬである、請求項１～１２
のいずれか一項に記載の医薬組成物。
【請求項１４】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼを１．０ｍｇ／ｋｇ投与した後の生物学的利用能
（ＡＵＣ０～∞）は、少なくとも１００，０００ｎｇ×時／ｍＬであり、任意で、前記組
換えヒトα－ガラクトシダーゼを２．０ｍｇ／ｋｇ投与した後の生物学的利用能（ＡＵＣ

０～∞）は、少なくとも４００，０００ｎｇ×時／ｍＬである、請求項１～１３のいずれ
か一項に記載の医薬組成物。
【請求項１５】
　ヒト対象への投与用に処方した、組換えヒトα－ガラクトシダーゼを２．０～５００ｍ
ｇ含む単位剤形であって、前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼの単量体は、ポリアルキ
レングリコール連結部分を介して互いに共有結合している、単位剤形。
【請求項１６】
　前記ポリアルキレングリコール連結部分は、少なくとも２０個のアルキレン基を含む、
請求項１５に記載の単位剤形。
【請求項１７】
　前記組換えヒトα－ガラクトシダーゼは、ビス－ＮＨＳ－ＰＥＧ４５と架橋した植物組
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換えヒトα－ガラクトシダーゼである、請求項１５または１６に記載の単位剤形。
【請求項１８】
　３５～３７０ｍｇの植物組換えヒトα－ガラクトシダーゼを含む、請求項１７に記載の
単位剤形。
【請求項１９】
　３５ｍｇの植物組換えヒトα－ガラクトシダーゼを含む、請求項１７に記載の単位剤形
。
【請求項２０】
　４０ｍｇの植物組換えヒトα－ガラクトシダーゼを含む、請求項１７に記載の単位剤形
。
【請求項２１】
　５０または１００ｍｇの植物組換えヒトα－ガラクトシダーゼを含む、請求項１７に記
載の単位剤形。
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