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Patentkrav 

1. Et smittsomt rekombinant adenoassosiert virus (rAAV) virion omfattende:

(a) et adenoassosiert virus (AAV) kapsidproteinvariant omfattende en aminosyresekvens som

har minst 95% aminosyresekvensidentitet til aminosyrene 203-736 av aminosyresekvensen

angitt i SEKV ID NR: 12; og5 

(b) en heterolog nukleinsyre, hvor rAAV utviser minst 5 ganger større motstand mot humane

AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med motstanden fremvist av AAV2.

2. Smittsom rAAV ifølge krav 1, hvor rAAV viser økt transduksjon av pattedyrceller i nærvær av

humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med transduksjonen av pattedyrceller 10 

fremvist av AAV2. 

3. Smittsom rAAV ifølge krav 2, hvor pattedyrcellene er leverceller, bukspyttkjertelceller,

skjelettmuskelceller, hjertemuskelceller, fibroblaster, netthinneceller, synoviale leddceller, 

lungeceller, T-celler, nevroner, glialceller, stamceller, endotelceller eller kreftceller. 15 

4. Smittsom rAAV ifølge krav 1, hvor den heterologe nukleinsyren omfatter: i) en nukleotidsekvens

som koder for et polypeptid; eller ii) et RNA-forstyrrende middel. 

5. Smittsom rAAV ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor kapsidproteinet omfatter en20 

aminosyresekvens som har minst 96%, minst 97%, minst 98% eller minst 99% 

aminosyresekvensidentitet til aminosyrene 203-736 av aminosyresekvensen angitt i SEKV ID NR: 12. 

6. Smittsom rAAV ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor rAAV utviser minst 10

ganger større motstand mot humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med 25 

motstanden fremvist av AAV2. 

7. Isolert nukleinsyre omfattende en nukleotidsekvens som koder for et adenoassosiert virus (AAV)

kapsidproteinvariant omfattende en aminosyresekvens som har minst ca. 90% 

aminosyresekvensidentitet til aminosyrene 203-736 av aminosyresekvensen angitt i SEKV ID NO: 12, 30 

hvor den kodede AAV-kapsidproteinvarianten gir til et smittefarlig rekombinant adenoassosiert virus 

(rAAV) virion en økt motstand mot humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med 

motstanden som utvises av AAV2, hvor den økte motstanden er minst 5 ganger større enn 

motstanden som utvises av AAV2. 
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8. Isolert nukleinsyre ifølge krav 7, hvor AAV-kapsidproteinvarianten gir til et smittefarlig

rekombinant adenoassosiert virus (rAAV) virion en økt transduksjon av pattedyrceller i nærvær av 

humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med transduksjonen fremvist av AAV2. 

5 

9. Isolert nukleinsyre ifølge krav 7 eller krav 8, hvor AAV-kapsidproteinvarianten omfatter en

aminosyresekvens som har minst 96%, minst 97%, minst 98% eller minst 99% 

aminosyresekvensidentitet til aminosyrer 203 -736 av aminosyresekvensen angitt i SEKV ID NR: 12. 

10. Isolert nukleinsyre ifølge krav 7, 8 eller 9, hvor rAAV utviser minst 10 ganger større motstand mot10 

humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med motstanden fremvist av AAV2. 

11. Isolert vertscelle omfattende nukleinsyren ifølge et hvilket som helst av kravene 7-10.

12. Smittsom rekombinant adenoassosiert virus (rAAV) virion ifølge et hvilket som helst av kravene15 

1-6 for anvendelse i en fremgangsmåte for å levere et genprodukt til et individ som har behov for

det. 

13. rAAV-virion for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge krav 12, hvor den heterologe nukleinsyren

omfatter: i) en nukleotidsekvens som koder for et polypeptid; eller ii) et RNA-forstyrrende middel. 20 

14. Adenoassosiert virus (AAV) kapsidproteinvariant omfattende en aminosyresekvens som har minst

90% aminosyresekvensidentitet til aminosyrene 203-736 av aminosyresekvensen angitt i 

SEKV ID NR: 12, hvor AAV kapsidproteinvarianten gir til et smittefarlig rekombinant adenoassosiert 

virus (rAAV) virion en økt resistens mot humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med 25 

motstanden som utvises av AAV2, hvor den økte motstanden er minst 5 ganger større enn 

motstanden som utvises av AAV2. 

15. rAAV-kapsidprotein ifølge krav 14, hvor kapsidproteinet omfatter en aminosyresekvens som har

minst 96%, minst 97%, minst 98% eller minst 99% aminosyresekvensidentitet til aminosyrene 30 

203-736 av aminosyrene syresekvens angitt i SEKV ID NO: 12.

16. rAAV-kapsidprotein ifølge krav 14 eller krav 15, der rAAV utviser minst 10 ganger større motstand

mot humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med motstanden fremvist av AAV2. 

35 
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17. Et bibliotek omfattende minst ett av:

(i) to eller flere smittsomme rAAV-virioner, som hver omfatter et adenoassosiert virus (AAV)

kapsidproteinvariant og en heterolog nukleinsyre;

(ii) to eller flere isolerte nukleinsyrer, hver omfattende en nukleotidsekvens som koder for et

AAV-kapsidproteinvariant;5 

(iii) to eller flere vertsceller, hver omfattende en nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens

som koder for et AAV-kapsidproteinvariant; og

(iv) to eller flere AAV-kapsidproteinvarianter,

hvor AAV-kapsidproteinvarianten fra minst ett medlem av biblioteket omfatter en aminosyresekvens 

som har minst én aminosyresubstitusjon i forhold til aminosyresekvensen angitt i SEKV ID NR: 12, 10 

hvor AAV kapsidproteinvarianten gir til en smittefarlig rekombinant adenoassosiert virus (rAAV) 

virion en økt resistens mot humane AAV-nøytraliserende antistoffer sammenlignet med motstanden 

som utvises av AAV2, hvor den økte motstanden er minst 5 ganger større enn motstanden som 

utvises av AAV2. 

15 

18. Bibliotek ifølge krav 17, hvor den økte motstanden er minst 10 ganger større enn motstanden

som utvises av AAV2. 
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