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Patentkrav

1. Sammensetning for anvendelse i behandling av Pompes sykdom, hvori
sammensetningen omfatter rAAV2/8-vektor, hvori rAAV2/8-vektoren omfatter et
heterolog nukleinsyremolekyl som koder for sur a-glukosidase, hvori den
heterologe nukleinsyren er operativt forbundet med en desminpromotor, et
myocyttspesifikt forsterker-faktor-2-forsterkerelement og et MyoD-
forsterkerelement, hvori sammensetningen administreres til et subjekt med behov
derav via intramuskulaer, intratorokal, intraspinal, intratekal, intracisternal eller

intravengs injeksjon.

2. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 1, hvori subjektet ytterligere

administreres en acetylkolinesterasehemmer.

3. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 1 eller 2, hvori individet er et
menneske.
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