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Patentkrav 

 

1. En genvektor for bruk i genterapi som omfatter i det minste en miRNA målsekvens som 

tilsvarer mir-130a eller mir-126, som er operabelt koplet til et transgen som koder for 5 

interferon-alfa, lysosomalt enzym galaktocerebrosidase eller gp91-phox, hvor 

genvektoren brukes til å forhindre eller redusere ekspresjonen av transgenet i en 

hematopoetisk stamcelle eller en hematopoetisk progenitorcelle. 

    

2. Genvektor for bruk ifølge krav 1, som omfatter i det minste en miRNA målsekvens som 10 

tilsvarer mir-130a og i det minste en miRNA målsekvens som tilsvarer mir-126. 

   

3. Genvektor for bruk ifølge krav 2, hvor antallet av kopier av den miRNA målsekvensen 

som tilsvarer mir-130a er to ganger antallet av kopier av den miRNA målsekvensen som 

tilsvarer mir-126. 15 

   

4. Genvektor for bruk ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor vektoren 

er en viral vektor. 

   

5. Genvektor for bruk ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor vektoren 20 

kan avledes fra et lentivirus. 

   

6. Genvektor for bruk ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor vektoren 

omfatter en vevsspesifikk promoter. 

   25 

7. Genvektor for bruk ifølge krav 6, hvor den vevsspesifikke promotoren er en CD11b, c-

Fes, CYBB eller TEK promoter. 

   

8. Genvektor for bruk ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor 

transgenet koder for interferon-alfa. 30 

   

9. Farmasøytisk sammensetning for bruk i genterapi som omfatter genvektoren som 

definert i et hvilket som helst av kravene 1-8, hvor den farmasøytiske sammensetningen 

brukes for å forhindre eller redusere ekspresjon av transgenet i en hematopoetisk 

stamcelle eller en hematopoetisk progenitorcelle. 35 

   

10. Isolert celle for bruk i genterapi, hvor cellen er infisert eller transdusert med 

genvektoren som definert i et hvilket som helst av kravene 1-8, og hvor cellen er en 

hematopoetisk stamcelle eller en hematopoetisk progenitorcelle. 
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11. Genvektor som definert i et hvilket som helst av kravene 1-8, den farmasøytiske 

sammensetningen som definert i krav 9 eller cellen som definert i krav 10 for bruk i 

behandling av en sykdom som er valgt fra Globoid Cell Leukodystrophy, kronisk 

granulomatose, svert kombinert immunitetsmangel (SCID) og solide tumorer. 5 

   

12. Genvektor som definert i et hvilket som helst av kravene 1-8, den farmasøytiske 

sammensetningen som definert i krav 9 eller cellen som definert i krav 10 for bruk i å øke 

sjansene for overlevelse av en hematopoetisk stamcelle eller en hematopoetisk 

progenitorcelle i forhold til genterapi. 10 

   

13. Bruk av genvektoren som definert i et hvilket som helst av kravene 1-8 eller den 

farmasøytiske sammensetningen som definert i krav 9 for fremstilling av et medikament 

for genterapi, hvor genvektoren brukes til å forhindre eller redusere ekspresjon av 

transgenet i en hematopoetisk stamcelle eller en hematopoetisk progenitorcelle. 15 

   

14. Bruk av den isolerte cellen som definert i krav 10 for fremstilling av et medikament 

for genterapi. 
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