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Patentkrav 

 

1. En adeno-assosiert viral (AAV) vektor som omfatter en nukleotidsekvens som koder for 

faktor I eller et fragment derav som er i stand til å spalte C3b i iC3b, hvor 5 

nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller fragmentet derav er operativt koblet til et 

skogsmurmeldyr-hepatittvirus, post-transkripsjonelt, regulatorisk element (WPRE). 

   

2. AAV-vektoren ifølge krav 1, hvor nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller 

fragmentet derav, er codon-optimalisert. 10 

   

3. AAV-vektoren ifølge krav 1, hvor nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller 

fragmentet derav omfatter en sekvens som er valgt fra gruppen bestående av:  

(a) en nukleotidsekvens som koder for en aminosyresekvens som har i det minste 

70% identitet med SEQ ID NO: 1 eller 9; 15 

(b) en nukleotidsekvens som har i det minste 70% identitet med SEQ ID NO: 2 

eller 8; og 

(c) nukleotidsekvensen av SEQ ID NO: 2 eller 8. 

4. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor virusvektoren 

er i form av en viruspartikkel. 20 

   

5. AAV-vektoren ifølge krav 4, hvor AAV-viruspartikkelen omfatter et AAV2-genom og 

AAV2-kapsidproteiner, eller et AAV2-genom og AAV5-kapsidproteiner, eller et AAV2-

genom og AAV8-kapsidproteiner. 

   25 

6. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor 

nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller fragmentet derav, er operativt koblet til 

en retinalcellespesifikk promoter; fortrinnsvis hvor den retinalcellespesifikke promotoren 

er valgt fra en rodopsin-kinase-promotor, en PR2.1-promoter, en RPE65-promoter og en 

VMD2-promoter. 30 

   

7. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor 

nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller fragmentet derav, er operativt koblet til 

en kylling beta-aktin- (CBA) promoter. 

   35 
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8. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor 

nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller fragmentet derav, er operativt koblet til 

en CAG-promoter, fortrinnsvis en promoter med nukleotidsekvensen av SEQ ID NO: 5. 

   

9. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor 5 

nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller fragmentet derav, er operativt koblet til 

et forsterkningselement av et cytomegalovirus (CMV). 

   

10. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor 

nukleotidsekvensen som koder for faktor I eller fragmentet derav, er operativt koblet til 10 

et Bovine Growth Hormone poly-A-signal, fortrinnsvis et Bovine Growth Hormone poly-A-

signal som har nukleotidsekvensen av SEQ ID NO: 6. 

   

11. AAV-vektoren ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvor WPRE har 

nukleotidsekvensen av SEQ ID NO: 7. 15 

   

12. En isolert celle som er transfektert med og som omfatter AAV-vektoren ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-11. 

   

13. En farmasøytisk sammensetning som omfatter AAV-vektoren ifølge et hvilket som 20 

helst av kravene 1-11 eller den isolerte cellen ifølge krav 12 i kombinasjon med en 

farmasøytisk akseptabel bærer, fortynningsmiddel eller hjelpestoff. 

   

14. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-13 for bruk ved behandling eller forebygging av en 25 

øyesykdom. 

   

15. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-13 for bruk ved behandling eller forebygging av en 

komplement-mediert forstyrelse av øyet; fortrinnsvis hvor forstyrrelsen er aldersrelatert 30 

makuladegenerasjon (AMD) eller diabetisk retinopati, fortrinnsvis AMD; fortrinnsvis hvor 

AMD er tørr AMD. 

   

16. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen for bruk 

ifølge krav 15, hvor dannelsen av geografisk atrofi forhindres eller reduseres, og/eller 35 

mengden av geografisk atrofi reduseres. 

   

17. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen for bruk 

ifølge krav 15, hvor progresjonen av geografisk atrofi er redusert; fortrinnsvis hvor det er 
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i det minste en reduksjon av 10% i økningen i geografisk atrofiareal i løpet av de 12 

månedene etter administrering til et behandlet øye hos et individ, i forhold til et 

ubehandlet øye i løpet av den samme perioden. 

   

18. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen for bruk 5 

ifølge et hvilket som helst av kravene 15-17, hvor administrering av AAV-vektoren, den 

isolert cellen eller den farmasøytiske sammensetningen øker nivået av C3b-inaktiverings-

og iC3b-nedbrytningsaktivitet hos et individ, eller i et øye, slik som i 

retinalpigmentepitelet (RPE), hos et individ, eventuelt til et nivå som overstiger et 

normalt nivå hos et individ, eller øye eller RPE derav. 10 

   

19. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen for bruk 

ifølge et hvilket som helst av kravene 15-18, hvor AAV-vektoren, den isolerte cellen eller 

den farmasøytiske sammensetningen administreres intraokulært. 

   15 

20. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen for bruk 

ifølge et hvilket som helst av kravene 15-19, hvor AAV-vektoren, den isolerte cellen eller 

den farmasøytiske sammensetningen administreres til øyet hos et individ ved subretinal, 

direkte-retinal, suprakoroidal eller intravitreal injeksjon. 

   20 

21. AAV-vektoren, den isolerte cellen eller den farmasøytiske sammensetningen for bruk 

ifølge et hvilket som helst av kravene 15-20, hvor AAV-vektoren, den isolerte cellen eller 

den farmasøytiske sammensetningen administreres til øyet hos et individ ved subretinal 

injeksjon. 
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