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Patentkrav 

1. Et nukleinsyre regulatorisk element for å fremme muskel-spesifikk 

genekspresjon, fortrinnsvis for å fremme skjelettmuskel-spesifikk 

genekspresjon, innbefattende sekvensen av SE ID NO: 10 og som 5 

har en maksimal lengde på 500 nukleotider, eller inneholdende av et 

funksjonelt fragment av nevnte sekvensen som har en maksimal 

lengde på 300 nukleotider og innbefatter sekvensen av SEQ ID NO: 

37, SEQ ID NO: 38, SEQ ID NO: 39, SEQ ID NO: 40 eller SEQ ID 

NO: 41. 10 

2. Det nukleinsyre regulatoriske elementet i henhold til krav 1, hvor 

nevnte funksjonelle fragment består av sekvensen av SEQ ID NO: 37, 

SEQ ID NO: 38, SEQ ID NO: 39, SEQ ID NO: 40 eller SEQ ID NO: 

41. 

3. In vitro eller in vivo anvendelse av et nukleinsyre regulatorisk element 15 

i henhold til krav 1 eller 2, i en nukleinsyre ekspresjonskassett eller i 

en vektor. 

4. Et nukleinsyre regulatorisk element i henhold til krav 1 eller 2, for 

anvendelse i medisin, hvor nevnte nukleinsyre regulatorisk element er 

i en nukleinsyre ekspresjonskassett eller i en vektor. 20 

5. En nukleinsyre ekspresjonskassett innbefattende minst et nukleinsyre 

regulatorisk element, operativt bundet til en promotor og et transgen, 

hvor nevnte nukleinsyre regulatoriske element består av det 

nukleinsyre regulatoriske elementet som definert i krav 1 eller 2. 

6. Nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til krav 5, hvor 25 

promotoren er en muskel-spesifikk promotor. 

7. Nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til krav 5 eller 6, hvor 

promotoren er promotoren fra desmin (DES) genet, SPc5-12 

promotoren, muskel kreatin kinase (MCK) promotoren, dMCK 

promotoren, eller tMCK promotoren. 30 
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8. Nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til hvilke som helst av 

kravene 5 eller 6, hvor transgenet koder et terapeutisk protein, et 

immunogent protein, eller et strukturelt protein, fortrinnsvis dystrophin 

eller et sarcoglycan. 

9. Nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til krav 5, hvor transgenet 5 

koder dystrophin, et sarcoglycan eller follistatin. 

10. En vektor innbefattende minst et nukleinsyre regulatorisk element, 

hvor nevnte nukleinsyre regulatorisk element består av det 

nukleinsyre regulatoriske elementet som definert i krav 1 eller 2, eller 

nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til hvilke som helst av 10 

kravene 5 til 9. 

11. Vektoren i henhold til krav 10, som er en viral vektor, fortrinnsvis en 

adeno-assosiert viral vektor. 

12. En farmasøytisk sammensetning innbefattende nukleinsyre 

ekspresjonskassetten i henhold til hvilke som helst av kravene 5 til 9, 15 

eller vektoren i henhold til hvilke som helst av kravene 10 eller 11, og 

en farmasøytisk akseptabel bærer. 

13. Det nukleinsyre regulatoriske elementet i henhold til krav 1 eller 2, 

nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til hvilke som helst av 

kravene 5 til 9, vektoren i henhold til hvilke som helst av kravene 10 20 

eller 11, eller den farmasøytiske sammensetningen i henhold til krav 

12 for bruk ved genterapi. 

14. Det nukleinsyre regulatoriske elementet i henhold til krav 1 eller 2, 

nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til hvilke som helst av 

kravene 5 til 9, vektoren i henhold til hvilke som helst av kravene 10 25 

eller 11, eller den farmasøytiske sammensetningen i henhold til krav 

12 for bruk i vaksinasjonsterapi, fortrinnsvis profylaktisk vaksinasjon. 

15. En in vitro eller in vivo fremgangsmåte for ekspresjon av et transgen 

produkt i muskelceller, innbefattende: 

- tilføre nukleinsyre ekspresjonskassetten i henhold til hvilke som 30 
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helst av kravene 5 til 9, eller vektoren i henhold til hvilke som helst av 

kravene 10 eller 11, inn i muskelcellene; 

- uttrykke det transgene produktet i muskelcellene. 
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