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PATENTKRAV

1. Dobbelttrddet RNA som omfatter en fgrste RNA-sekvens og en andre RNA-
sekvens hvori den fgrste og andre RNA-sekvensen er vesentlig komplementaere, hvori
den fgrste RNA-sekvensen har en sekvenslengde pa minst 19 nukleotider og er
komplementaer til SEKV ID NR: 1, hvori den fgrste RNA-sekvensen er valgt fra
gruppen bestdende av SEKV ID NR: 3, SEKV ID NR: 4, SEKV ID NR: 5, SEKV ID NR: 6
og SEKV ID NR: 7, og hvori nevnte dobbelttrd&dede RNA er i stand til & redusere

huntingtin-genekspresjon.

2. Dobbelttrddet RNA ifglge krav 1, hvori den dobbeltradede RNA bestar av en
pre-miRNA skaffold, en pri-miRNA skaffold, en shRNA eller en siRNA, fortrinnsvis en
pre-miRNA skaffold.

3. Dobbelttradet RNA ifglge et hvilket som helst av kravene 1 eller 2, hvori den
forste RNA-sekvensen og den andre RNA-sekvensen er valgt fra gruppen bestdende av
kombinasjonene av SEKV ID NR. 3 og 8; SEKV ID NR. 4 og 9; SEKV ID NR. 5 og 10;
SEKV ID NR. 5 og 13; SEKV ID NR. 5 og 14; SEKV ID NR. 6 og 11; og SEKV ID NR. 7
og 12.

4, Dobbelttrddet RNA ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori det
dobbelttrddede RNA bestdr av en pre-miRNA skaffold fra miR-451a eller miR-155.

5. Dobbelttrddet RNA ifglge krav 4, hvori den dobbelttrddede RNA er inneholdt

i en RNA omfattende SEKV ID NR. 15, SEKV ID NR. 16, SEKV ID NR. 20, SEKV ID NR.
21 eller SEKV ID NR. 22.

6. DNA som koder for dobbelttradet RNA ifglge et hvilket som helst av kravene 1-
7. Ekspresjonskassett som koder for en dobbelttrddet RNA ifglge et hvilket som

helst av kravene 1-5.

8. Ekspresjonskassett ifglge krav 7, hvori ekspresjonskassetten omfatter PGK-

promoteren, en CMV-promoter, en nevrospesifikk promoter eller en CBA-promoter.
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9. Ekspresjonskassett ifglge krav 8, hvori ekspresjonskassetten omfatter SEKV ID
NR. 17, 18 eller 19.

10. Genterapi-vektor omfattende ekspresjonskassetten ifglge et hvilket som helst

av kravene 7 til 9.

11. Genterapi-vektor ifglge krav 10, hvori genterapi-vektoren er en AAV-vektor,

fortrinnsvis en AAV-vektor av serotype 5.

12. Vertscelle omfattende DNA ifglge krav 6 eller ekspresjonskassetten ifglge et

hvilket som helst av kravene 7-9.

13. Dobbelttrddet RNA ifglge et hvilket som helst av kravene 1-5, en DNA ifglge
krav 6, en ekspresjonskassett ifglge et hvilket som helst av kravene 7 - 9, en

genterapi-vektor ifglge krav 10 eller 11, for anvendelse i en medisinsk behandling.

14. Dobbelttrddet RNA ifglge et hvilket som helst av kravene 1-5, en DNA ifglge
krav 6, en ekspresjonskassett ifglge et hvilket som helst av kravene 7 - 9, en
genterapi-vektor ifglge krav 10 eller 11, for anvendelse i behandling av Huntingtons

sykdom.
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