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1. Rekombinant adeno-assosiert virus-virion (rAAV-virion) eller farmasgytisk
sammensetning som omfatter nevnte virion, for anvendelse i en fremgangsmate for
behandling av en gyesykdom hos et individ med behov for dette, der
sammensetningen omfatter en farmasgytisk akseptabel eksipiens, og der det
rekombinante adeno-assosierte virus-virionet (rAAV-virionet) omfatter:

a) et variant-AAV-kapsidprotein, der variant-AAV-kapsidproteinet omfatter
et innskudd av et peptid i kapsidprotein-GH-lgkken relativt et tilsvarende opphavs-
AAV-kapsidprotein, der innskuddet omfatter en aminosyresekvens som er valgt fra
LALGETTRPA (SEQ ID nr. 45), LANETITRPA (SEQ ID nr. 46), LAKAGQANNA
(SEQ ID nr. 47), LAKDPKTTNA (SEQ ID nr. 48), KDTDTTR (SEQ ID nr. 57),
RAGGSVG (SEQ ID nr. 58), AVDTTKF (SEQ ID nr. 59), STGKVPN (SEQ ID nr.
60), LAKDTDTTRA (SEQ ID nr. 61), LARAGGSVGA (SEQ ID nr. 62),
LAAVDTTKFA (SEQ ID nr. 63) og LASTGKVPNA (SEQ ID nr. 64), og

b) en heterolog nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder for
et genprodukt, der variant-kapsidproteinet infiserer en netthinnecelle.

2. rAAV-virionet eller farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge krav
1, der innskuddssetet er innenfor aminosyrene 570-611 i AAV2-kapsidproteinet
ifglge SEQ ID nr. 1, eller den tilsvarende posisjonen i kapsidproteinet til en annen
AAV-serotype.

3. rAAV-virionet eller farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge krav
1 eller 2, der netthinnecellen er en fotoreseptor, en netthinne-ganglioncelle, en
Miiller-celle, en bipolar celle, en amakrincelle, en horisontal celle eller en
netthinnepigmentert epitelcelle.

4. rAAV-virionet eller farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifaglge
ethvert av kravene 1 til 3, der nevnte behandling er ved intraokular injeksjon.
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5. rAAV-virionet eller farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge
ethvert av kravene 1 til 4, der nevnte behandling er ved intravitreal injeksjon.

6. rAAV-virionet eller farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge
ethvert av kravene 1 til 5, der gyesykdomme er glaukom, retinitis pigmentosa,
makular degenerering, retinschisis, Lebers kongenitale aumarose,
diabetesretinopati, akromotopsi, eller fargeblindhet.

7. Rekombinant adeno-assosiert virus-virion (rAAD-virion), som omfatter:

a) et variant-AAV-kapsidprotein, der variant-AAV-kapsidproteinet omfatter
et innskudd av et peptid i kapsidprotein-GH-lgkken relativt et tilsvarende opphavs-
AAV-kapsidprotein, der innskuddet omfatter en aminosyresekvens som er valgt fra
LALGETTRPA (SEQ ID nr. 45), LANETITRPA (SEQ ID nr. 46), LAKAGQANNA
(SEQ ID nr. 47), LAKDPKTTNA (SEQ ID nr. 48), LAKDTDTTRA (SEQ ID nr.
61), LARAGGSVGA (SEQ ID nr. 62), LAAVDTTKFA (SEQ ID nr. 63) og
LASTGKVPNA (SEQ ID nr. 64), og der variant-kapsidproteinet infiserer en
netthinnecelle, og

b) en heterolog nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder for
et genprodukt.

8. rAAV-virionet ifglge krav 7, der innskuddssetet er innenfor aminosyrene
570-611 til AAV2-kapsidproteinet eller den tilsvarende posisjonen i kapsidproteinet
av en annen AAV-serotype.

9. rAAV-virionet ifglge krav 7 eller 8, der netthinnecellen er en fotoreseptor,
en netthinne-ganglioncelle, en Muller-celle, en bipolar celle, en amakrincelle, en
horisontal celle eller en netthinnepigmentert epitelcelle.

10.  rAAV-virionet ifglge krav 7, der innskuddssetet er innenfor aminosyrene
587-588 til AAV2-kapsidproteinet ifglge SEQ ID nr. 1, eller den tilsvarende
posisjonen i kapsidproteinet av en annen AAV-serotype.
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11.  rAAV-virionet ifglge ett av kravene 7 til 10, der genproduktet er et
interfererende RNA, en aptamer eller et polypeptid.

12.  rAAV-virionet ifglge krav 11, der polypeptidet er valgt fra gruppen som
bestar av: glia-avledet neurotrofisk faktor, fibroblastvekstfaktor 2, neurturin, cilicer
neurotrofisk faktor, nervevekstfaktor, hjerneavledet neurotrofisk faktor,
epidermalvekstfaktor, rhodopsin, X-bundet inhibitor av apoptose, retinoschisin,
RPEG65, retinitis pigmentosa GTPase-interagerende protein-1, perpherin, perpherin-
2, et rhodopsin og Sonic hedgehog.

13.  Farmasgytisk sammensetning, som omfatter:
a) et rekombinant adeno-assosiert virus-virion ifglge ethvert av kravene 7 til 12, og

b) en farmasgytisk akseptabel eksipiens.

14.  Isolert nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder for et
variant-adeno-assosiert viruskapsidprotein (AAV-kapsidprotein), der variant-AAV-
kapsidproteinet er som definert i ethvert av kravene 7 til 12.

15.  Isolert, genetisk modifisert vertscelle som omfatter nukleinsyren ifalge krav
14.
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