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Patentkrav

1. Ekspresjonskonstrukt, som omfatter en retinal pigmentepitel (RPE)-spesifikk
promotor og en operabelt forbundet polynukleotidsekvens, hvor den RPE-
spesifikke promotor omfatter:
(a) en sekvens av sammenhengende nukleotider fra SEQ ID NO:1 som gir
RPE-spesifikk ekspresjon pa en operabelt forbundet polynukleotidsekvens,
eller
(b) en sekvens som har i det minste 90% sekvensidentitet med nevnte
sekvens av (a) og som bibeholder RPE-spesifikk promotoraktivitet,
og hvor den operabelt forbundne polynukleotidsekvens omfatter sekvensen av
SEQ ID NO: 4.

2. Ekspresjonskonstrukt ifglge krav 1, hvor den RPE-spesifikke promotor omfatter:
(a) ikke mer enn 1300 sammenhengende nukleotider fra SEQ ID NO:1,
eller
(b) en sekvens som har i det minste 90% sekvensidentitet med nevnte
sekvens av ikke mer enn 1300 sammenhengende nukleotider fra SEQ 1D

NO:1 og som bibeholder RPE-spesifikk promotoraktivitet.

3. Ekspresjonskonstrukt ifglge krav 2, hvor den RPE-spesifikke promotor omfatter:
(a) ikke mer enn 800 sammenhengende nukleotider fra SEQ ID NO:1, eller
(b) en sekvens som har i det minste 90% sekvensidentitet med nevnte
sekvens av ikke mer enn 800 sammenhengende nukleotider fra SEQ ID
NO:1 og som bibeholder RPE-spesifikk promotoraktivitet, valgfritt

hvor den RPE-spesifikke promotor omfatter:
(a) sekvensen av SEQ ID NO: 2 eller sekvensen av nukleotider 12-761 av
SEQ ID NO: 2, eller
(b) en sekvens som har i det minste 90% sekvensidentitet med nevnte
sekvens av SEQ ID NO: 2, eller med nukleotider 12-761 av SEQ ID NO:2,

og som bibeholder RPE-spesifikk promotoraktivitet.
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4. Ekspresjonskonstrukt ifglge et hvilket som helst av de foregaende krav, hvor

nevnte sekvens av (a) eller (b) er minst 500 nukleotider lang.

5. Vektor som omfatter et ekspresjonskonstrukt ifglge et hvilket som helst av

kravene 1 til 4.

6. Vektor ifelge krav 5, hvor vektoren er en viral vektor.

7. Vektor ifglge krav 6, hvor vektoren er en adenoassosiert virus (AAV)-vektor eller
omfatter et AAV-genom eller et derivat derav, valgfritt

hvor nevnte derivat er et kimeaert, et blandet eller et kapsidmodifisert derivat.

8. Vektor ifglge krav 7, hvor nevnte AAV-genom er fra en naturlig avledet serotype
eller isolat eller klade av AAV, valgfritt
hvor nevnte AAV-genom er fra AAV-serotype 2 (AAV2), AAV-serotype 4
(AAV4), AAV-serotype 5 (AAV5) eller AAV-serotype 8 (AAV8) og/eller hvor
kapsidet er avledet fra AAV5 eller AAVS, fortrinnsvis
hvor AAV-genomet er avledet fra AAV2 og kapsidet er avledet fra AAV5S
eller AAVS.

9. Vertscelle som inneholder en vektor ifglge krav 5 eller produserer en viral vektor
ifolge et hvilket som helst av kravene 6 til 8, eventuelt hvor vertscellen er en

HEK293- eller HEK293T-celle.

10. Farmasgytisk sammensetning som omfatter en vektor ifglge et hvilket som

helst av kravene 5-8 og en farmasgytisk akseptabel beerer.

11. Vektor ifglge et hvilkket som helst av kravene 5 til 8 for anvendelse i en

fremgangsmate for forebygging eller behandling av retinadystrofi.

12. Vektor for anvendelse ifglge krav 11, hvor:



NO/EP3256169

EP3256169
3

(a) retinadystrofien er Lebers kongenitale amaurose (LCA), aldersrelatert
makuladegenerasjon (AMD), albinisme av okulokutan type 1 eller av
Nettleship-Fall-type eller MERTK-mangel; og/eller
(b) behandlingen eller forebyggingen skjer ved administrasjon av vektoren
ifelge et hvilket som helst av kravene 5 til 8 til en pasient ved direkte retinal,
subretinal eller intravitreal injeksjon, valgfritt

hvor nevnte vektor administreres direkte til det retinale-, subretinale rom eller det

intravitreale rom.
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