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Patentkrav

1. Adeno-assosiert virus (AAV) faktor VIII (FVIII)-vektor omfattende en
nukleinsyresekvens ifglge SEQ ID NO: 1, SEQ ID NO: 2, SEQ ID NO: 3, eller SEQ ID NO:
4, hvori AAV FVIII-vektoren er mindre enn 5,0 kb i lengde.

2. Fremgangsmate for a fremstille en rekombinant adeno-assosiert virus (AAV)-partikkel
omfattende

A) 8 dyrke en celle som er blitt transfektert med en AAV FVIII-vektor ifglge krav 1; og
B) & utvinne rekombinant AAV-partikkel fra supernatanten til den transfekterte cellen.
3. Fremgangsmaten ifglge krav 2, hvori cellen er en insektscelle.

4. Fremgangsmaten ifglge krav 3, hvori insektscellen er en SF9-celle.

5. Fremgangsmaten ifglge et hvilket som helst av kravene 2-4, hvori transfeksjonen av
cellen som er blitt transfektert med en AAV FVIII-vektor oppnas ved infeksjon av cellen
med et baculovirus omfattende AAV FVIII-vektoren.

6. Fremgangsmaten ifglge et hvilket som helst av kravene 2-5, hvori transfeksjonen av
cellen som er blitt transfektert med en AAV FVIII-vektor er en ko-transfeksjon med en
andre vektor omfattende AAV rep- og cap-gener.

7. AAV-viruspartikkel omfattende AAV FVIII-vektoren ifglge krav 1.

8. AAV-viruspartikkelen ifglge krav 7, hvori AAV-viruspartikkelen omfatter et AAV-5-
kapsidprotein.

9. Isolert celle omfattende AAV FVIII-vektoren ifglge krav 1.

10. Sammensetning omfattende AAV FVIII-vektoren ifglge krav 1 eller AAV-

viruspartikkelen ifglge krav 7 eller 8 for anvendelse i behandlingen av hemofili A.
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