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1

Patentkrav

1. Rekombinant adeno-assosiert vektor (rAAV) som omfatter en nukleinsyresekvens med et

transgen som koder for Glut1 operativt bundet til en kylling Beta-aktin promotor og hvori nevnte

rAAV er i stand å krysse blod-hjernebarrieren (BBB), og hvori AAV er AAV8 eller AAV9.

2.  Rekombinant  AAV  ifølge  krav  1,  hvori  nevnte  rAAV  som  omfatter  transgenet  målretter5

endotelcellene som bekler mikrovaskulaturen i hjernen, for derved å tillate at transgenet uttrykkes

i endotelceller som bekler mikrovaskulaturen i hjernen.

3. Rekombinant AAV ifølge krav 1, hvori kylling-Beta-aktinpromotoren er valgt fra gruppen

bestående av SEQ ID NO:31, 38, 45, 54, 62 og 70.

4. Rekombinant AAV ifølge krav 1, hvori nevnte Glut1 omfatter SEQ ID NO:78 eller 79.10

5. Rekombinant AAV ifølge krav 1, som videre omfatter miRNA-elementer valgt fra gruppen

bestående av SEQ ID NO:48, 56, 59, 64 og 73.

6. Rekombinant AAV ifølge krav 1, hvori den rekombinante vektoren i tillegg omfatter inverterte

terminale repetisjoner (ITRs) som flankerer miRNA-elementene.

7.  Blanding  som  omfatter  nevnte  rekombinante  AAV  ifølge  ett  av  kravene  1  til  6  og  som  videre15

omfatter en farmasøytisk bærer.

8. Sett som omfatter et beholder-hus med en blanding ifølge krav 7.

9. Sett ifølge krav 8, hvori beholderen er en sprøyte.

10.  Rekombinant  AAV  ifølge  ett  av  kravene  1-6  eller  en  blanding  ifølge  krav  7  for  anvendelse  i

behandling av Glut1-mangelsyndrom i et subjekt med behov for samme, hvori anvendelsen20

omfatter administrering til subjektet av en effektiv mengde av den rekombinante AAV-vektoren

ifølge ett av kravene 1-6 eller en blanding ifølge krav 7.

11.  Rekombinant  AAV  ifølge  ett  av  kravene  1-6  eller  en  blanding  ifølge  krav  7  for  anvendelse  i

lindring i et subjekt, av i det minste ett av symptomene forbundet med Glut1-mangelsyndrom valgt

fra gruppen bestående av hypoglycorrhachia, ervervet mikrokefali, ataktisk og dystonisk motorisk25

dysfunksjon, hvori anvendelsen omfatter administrering til subjektet av en effektiv mengde av en

rekombinant AAV-vektor ifølge ett av kravene 1-6 eller en blanding ifølge krav 7.

NO/EP3268024


	Bibliographic data
	Claims

