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Patentkrav

1. Fremgangsmate for 8 modifisere et malrettet sted for et dobbeltstrenget DNA,
omfattende et trinn @ kontakte et kompleks omfattende en nukleinsyresekvens-
gjenkjenningsmodul som spesifikt binder seg til en malnukleotidsekvens i et gitt
dobbeltstrenget DNA koblet til et nukleinsyrebasekonverterende enzym, med nevnte
dobbeltstrengede DNA, for & omvandle ett eller flere nukleotider i det malrettede
stedet til andre ett eller flere nukleotider eller slette ett eller flere nukleotider, eller
sette inn ett eller flere nukleotider inn i nevnte malrettede sted, hvor nukleinsyre-
sekvensgjenkjenningsmodulen er et CRISPR-Cas-system, hvor CRISPR-Cas-systemet
omfatter et Cas-protein med nikaseaktivitet som er i stand til 8 spalte bare en av
strengene til det dobbeltstrengede DNA-et,

hvor fremgangsmé’\ten ikke er en fremgangsmé’\te for behandling av menneskekroppen
eller dyrekroppen ved kirurgi eller terapi, og hvor fremgangsm%ten ikke er en frem-

gangsmate for & modifisere den genetiske identiteten til kimlinjen til mennesker.

2. Fremgangsmate ifglge krav 1, hvor Cas er en Cas9, hvor den 10. Asp-resten blir

omvandlet til en Ala-rest eller den 840. His-resten blir omvandlet til en Ala-rest.

3. Fremgangsmate ifglge krav 1 eller 2, som anvender to eller flere typer nukleinsyre-

sekvensgjenkjenningsmoduler som hver isaer binder til en annen malnukleotidsekvens.

4. Fremgangsmate ifglge krav 3, hvor de forskjellige malnukleotidsekvensene er

tilstede i forskjellige gener.

5. Fremgangsmate ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 4, hvor det nukleinsyre-

basekonverterende enzymet er en deaminase, fortrinnsvis en cytidindeaminase.

6. Fremgangsmate ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 5, hvor det dobbelt-
strengede DNA-et bringes i kontakt med komplekset ved & innfgre en nukleinsyre som
koder for komplekset i en celle med det dobbeltstrengede DNA-et.

7. Fremgangsmate ifglge krav 6, hvor cellen er en prokaryotisk celle.

8. Fremgangsmate ifglge krav 6, hvor cellen er en mikrobiell celle.
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9. Fremgangsmate ifglge krav 6, hvor cellen er en eukaryotisk celle, fortrinnsvis en

plantecelle, en insektcelle eller en dyrecelle.

10. Fremgangsmate ifglge krav 9, hvor dyrecellen er en virveldyrcelle, fortrinnsvis en

pattedyrcelle.

11. Fremgangsmate ifglge hvilket som helst av kravene 6 til 10, hvor cellen er en
polyploid celle, og alle de malrettede stedene i alleler pa homologe kromosomer er

modifisert.

12. Fremgangsmate ifglge hvilket som helst av kravene 6 til 11, omfattende et trinn
med 3 innfgre en ekspresjonsvektor omfattende en nukleinsyre som koder komplekset
i en form som tillater kontroll av en uttrykningsperiode i cellen, og et trinn for 3
indusere uttrykk av nukleinsyren i en periode som er ngdvendig for & fikse

modifiseringen av det malrettede stedet i det dobbeltstrengede DNA-et.

13. Fremgangsmate ifglge krav 12, hvor malnukleotidsekvensen i det dobbelt-

strengede DNA-et er tilstede i et gen som er essensielt for cellen.

14. Nukleinsyremodifiserende enzymkompleks omfattende en nukleinsyresekvens-
gjenkjenningsmodul som spesifikt binder seg til en malnukleotidsekvens i et gitt
dobbeltstrenget DNA koblet til et nukleinsyrebasekonverterende enzym og
nukleinsyresekvensgjenkjenningsmodulen er et CRISPR-Cas system hvor CRISPR-Cas-
systemet omfatter et Cas-protein med nikaseaktivitet som er i stand til @ spalte bare
én av strengene til det dobbeltstrengede DNA-et, komplekset konverterer ett eller
flere nukleotider pa det malrettede stedet til et eller flere nukleotider eller sletter ett
eller flere nukleotider, eller setter inn ett eller flere nukleotider inn i nevnte malrettede
sted.

15. Nukleinsyre som koder for det nukleinsyremodifiserende enzymkomplekset ifglge
krav 14.
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