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Patentkrav

1. Lentiviral vektor som omfatter:
(@) en venstre (5') HIV-1 LTR;
(b) et Psi (W) pakkesignal;
(¢) en midtre polypurinkanal/DNA-klaff (cPPT/FLAP);
d) et RRE-retroviralt eksportelement; og
(e) en myeloproliferativ sarkomvirusforsterker, en slettet negativ kontrollregion,
dI587rev primerbindingsstedssubstituert (MND) promotor operativt forbundet til et
cDNA som koder for en human ATP-bindingskassett, sub-familie D, polypeptid av
medlem 1 (ABCD1);
(f) en hgyre (3') selvinaktiverende (SIN) HIV-1 LTR; og
(g) en syntetisk kanin-B-globinpolyadenyleringssekvens;
hvori den lentivirale vektoren ikke omfatter et post-transkripsjonelt regulatorisk element
fra hakkespett (WPRE).

2. Pattedyrcelle som omfatter en lentiviral vektor ifglge krav 1.

3. Pakkecelle som omfatter: et fgrste polynukleotid som koder for gag, et andre
polynukleotid som koder for pol, et tredje polynukleotid som koder for env og en

lentiviral vektor ifglge krav 1.

4. Produsentcelle som omfatter en lentiviral vektor ifglge krav 1.

5. Vektorpartikkel fremstilt av produsentcellen ifglge krav 4.

6. Vertscelle transdusert med den lentivirale vektoren ifglge krav 1, hvori cellen er en
somatisk stamcelle, en progenitorcelle eller en hematopoietisk stamcelle, og hvori cellen

ikke er en human embryonal stamcelle.

7. Hematopoietisk stam- eller progenitorcelle transdusert med en vektor ifglge krav 1,
for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av adrenoleukodystrofi eller

adrenomyelonevropati.

8. Den hematopoietiske stam- eller progenitorcellen ifglge anvendelsen ifglge krav 7,
hvori kilden til de hematopoietiske stam- eller progenitorcellene er benmarg,

navlestrengsblod eller perifer sirkulasjon.
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9. Den hematopoietiske stam- eller progenitorcellen ifglge anvendelsen ifglge krav 9,

hvori den hematopoietiske stam- eller progenitorcellen er en autolog CD34+
hematopoietisk stamcelle.

10. Lentiviral vektor ifglge krav 1, for anvendelse i genterapi, hvori genterapien

behandler eller forhindrer adrenoleukodystrofi eller adrenomyelonevropati.
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