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Patentkrav 

1. Et rekombinant adeno-assosiert virus-(rAAV)-virion, eller farmasøytisk

sammensetning som omfatter nevnte virion, for anvendelse i en fremgangsmåte for 5 

behandling av en okulær sykdom i et individ med behov for det, hvor sammensetningen 

omfatter en farmasøytisk akseptabel eksipiens, og hvor det rekombinante adeno-

assosierte virus-(rAAV)-virionet omfatter:  

a) et variant-AAV-kapsidprotein, hvor variant-AAV-kapsidproteinet omfatter en

insersjon av et peptid i kapsidproteinets GH-løkke i forhold til et korresponderende 10 

foreldre-AAV-kapsidprotein, hvor insersjonen omfatter en aminosyresekvens valgt 

fra LGETTRP (SEKV. ID Nr.: 13), NETITRP (SEKV. ID Nr.: 14), KAGQANN (SEKV. 

ID Nr.: 15), KDPKTTN (SEKV. ID Nr.: 16), KDTDTTR (SEKV. ID Nr.: 57), RAGGSVG 

(SEKV. ID Nr.: 58), AVDTTKF (SEKV. ID Nr.: 59), og STGKVPN (SEKV. ID Nr.: 60); 

og 15 

b) en heterolog nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder for et

genprodukt; 

hvor variant-kapsidproteinet infiserer en retinalcelle. 

2. rAAV-virionet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse i henhold til20 

krav 1, hvor insersjonssetet er innenfor aminosyrer 570-611 av AAV2-kapsidproteinet 

som angitt i SEKV. ID Nr.: 1, eller den korresponderende posisjonen i kapsidproteinet til 

en annen AAV-serotype. 

3. rAAV-virionet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse i henhold til25 

et hvilket som helst av kravene 1 til 2, hvor retinalcellen er en fotoreseptor, en retinal 

ganglioncelle, en Muller-celle, en bipolar celle, en amakrin celle, en horisontal celle, eller 

en retinal pigmentert epitelcelle. 

4. rAAV-virionet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse i henhold30 

til et hvilket som helst av kravene 1 til 3, hvor nevnte behandling er ved intraokulær 

injeksjon. 

5. rAAV-virionet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse i henhold til

et hvilket som helst av kravene 1 to 4, hvor nevnte behandling er ved intravitreal 35 

injeksjon. 

6. rAAV-virionet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse i henhold til

et hvilket som helst av kravene 1 til 5, hvor den okulære sykdommen er glaukom, 
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retinitis pigmentosa, makulær degenerasjon, retinoschisis, Lebers kongenitale amaurose, 

diabetisk retinopati, akromotopsi eller fargeblindhet. 

7. Et rekombinant adenoassosiert virus-(rAAV)-virion som omfatter:

a) et variant-AAV-kapsidprotein, hvor variant-AAV-kapsidproteinet omfatter en 5 

insersjon av et peptid i kapsidproteinets GH-løkke i forhold til et korresponderende 

foreldre-AAV-kapsidprotein, hvor insersjonen omfatter en aminosyresekvens valgt 

fra LGETTRP (SEKV. ID Nr.: 13), NETITRP (SEKV. ID Nr.: 14), KAGQANN (SEKV. 

ID Nr.: 15), KDPKTTN (SEKV. ID Nr.: 16), KDTDTTR (SEKV. ID Nr.: 57), RAGGSVG 

(SEKV. ID Nr.: 58), AVDTTKF (SEKV. ID Nr.: 59), og STGKVPN (SEKV. ID Nr.: 60), 10 

og hvor variant kapsidproteinet gir infektivitet i en retinalcelle; og 

b) en heterolog nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder for et

genprodukt. 

8. rAAV-virionet ifølge krav 7, hvor insersjonssetet er innenfor aminosyrer 570-611 av15 

AAV2-kapsidproteinet som angitt i SEKV. ID Nr.: 1, eller den korresponderende 

posisjonen i kapsidproteinet til en annen AAV-serotype. 

9. rAAV-virionet il7 to 8, hvor retinalcellen er en fotoreseptor, en retinal ganglioncelle,

en Muller-celle, en bipolar celle, en amakrin celle, en horisontal celle, eller en retinal 20 

pigmentert epitelcelle. 

10. rAAV-virionet ifølge et hvilket som helst av kravene 7 til 9, hvor genprodukt er et

interfererende RNA, en aptamer eller et polypeptid. 

25 

11. RAAV-virionet ifølge krav 10, hvor polypeptidet er valgt fra gruppen bestående av:

glial-avledet nevrotrofisk faktor, fibroblast vekstfaktor 2, neurturin, ciliær nevrotrofisk 

faktor, nerve-vekstfaktor, hjerne-avledet nevrotrofisk faktor, epidermal vekstfaktor, 

rhodopsin, X-koblet inhibitor av apoptose, retinoschisin, RPE65, retinitis pigmentosa 

GTPase-interagerende protein-1, periferin, periferin-2, et rhodopsin, og Sonic hedgehog. 30 

12. En farmasøytisk sammensetning som omfatter:

a) et rekombinant adeno-assosiert virus-virion ifølge et hvilket som helst av

kravene 7 til 11; og 

b) en farmasøytisk akseptabel eksipiens.35 

13. En isolert nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder for et variant-

adeno-assosiert virus-(AAV)-kapsidprotein, hvor variant AAV-kapsidproteinet er som 

definert i et hvilket som helst av kravene 7 til 11. 
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14. En isolert, genetisk modifisert vertscelle som omfatter nukleinsyren ifølge krav 13.
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