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Patentkrav

1. Keratinocyttsjikt for anvendelse i behandling av recessiv dystrofisk
epidermolysis bullosa (RDEB) hos et individ, hvori et transplantat av
keratinocyttsjiktet er transplantert pa et hudsarlag hos individet som lider av
RDEB, og keratinocyttsjiktet er fremstilt ved en fremgangsmate omfattende
trinnene:

& oppnad en populasjon av hudceller fra individet som lider av RDEB;

& korrigere hudcellene ex vivo ved integrering av en genetisk konstruksjon som
koder for et funksjonelt kollagen VII (COL7A1l) -protein; hvori hudcellene
korrigeres ved transduksjon med et virus som omfatter den genetiske
konstruksjonen, og hvori proviralt genomkopitall (PGCN) til den transduserte
hudcellen ikke er hgyere enn 3 og eventuelt lavere enn 2, 1,5, 1, eller 0,5, og
eventuelt hvori det funksjonelle COL7A1-proteinet er et fullengdes villtype humant
COL7A1-protein; og

& dyrke de genetisk korrigerte cellene for 8 danne et keratinocyttsjikt.

2. Keratinocyttsjikt omfattende en populasjon av hudceller, hvori hudcellene er
transdusert med et virus omfattende en genetisk konstruksjon som koder for et
funksjonelt kollagen VII (COL7A1l) -protein, hvori hver av hudcellene har et
proviralt genomkopitall (PGCN) som ikke er hgyere enn 3 og eventuelt lavere enn
2, 1,5, 1, eller 0,5, og eventuelt hvori det funksjonelle COL7A1-proteinet er et
fullengdes villtype humant COL7A1-protein.

3. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 1 eller sjiktet ifglge krav 2, hvori viruset er et

retrovirus, et AAV (adenoassosiert virus) eller et lentivirus.

4. Sjiktet for anvendelse eller sjiktet ifglge krav 3, hvori retroviruset er LZRSE-

virus.

5. Sjiktet for anvendelse eller sjiktet ifglge krav 4, hvori retroviruset er GalV-

pseudotypet.
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6. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 1 eller sjiktet ifglge krav 2, hvori hudcellene
som slik er transdusert, oppfyller kriteriene for pre-frisetting for
virustransduksjonseffektivitet (VTE) >50 %.

7. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 1, hvori hudsarlaget er fritt for ikke-korrigerte

sarlagkeratinocytter.

8. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 7, hvori hudsarlaget er behandlet for & bevirke

ablasjon av de ikke-korrigerte sarlagkeratinocyttene.

9. Sjiktet for anvendelse ifglge hvilke som helst av kravene 1 og 3-8, hvori cellene

er autologe til individet.

10. Sjiktet for anvendelse ifglge hvilke som helst av kravene 1 og 3-9, hvori

individet er humant.

11. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 1 eller sjiktet ifglge krav 2, hvori
keratinocyttsjiktet utsettes for én eller flere tester valgt fra en VTE-test, PGCN-
test, sterilitetstest, endotoksintest, mykoplasmatest, gramfargingssterilitetstest,
LEAES-levedyktighetstest, post-frisettingstest, RCR-test, cytotoksisk T-celle-
assay, anti-C7 LH24 mAb-karakterisering, elektronmikroskopi, immun-

elektronmikroskopi, immunofluorescens-farging, C7-ekspresjon eller AF-analyse.

12. Sjiktet for anvendelse eller sjiktet ifglge krav 11, hvori immunofluorescens-

fargingen omfatter direkte eller indirekte immunofluorescensfarging.

13. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 1 eller sjiktet ifglge krav 2, hvori
keratinocyttsjiktet er plassert pa en acelluleer matriks, en kollagenmatriks eller en

biokompatibel duk.

14. Sjiktet for anvendelse eller sjiktet ifglge krav 13, hvori den biokompatible
duken er dannet av termoplastisk harpiks, polyetylen, polyetylen med ultrahgy

molekylvekt, polyolefin med hgy molekylvekt, ubelagt monofilamentpolypropylen,
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polyetereterketon, polyetylentereftalat, polytetrafluoretylen, ekspandert

polytetrafluoretylen, nylon, silisium eller en hvilken som helst kombinasjon derav.

15. Sjiktet for anvendelse ifglge krav 1, eller sjiktet ifglge krav 2, hvori hudcellene

omfatter stamceller.

16. Fremgangsmtate for & danne et keratinocyttsjikt ifslge krav 2, omfattende

& korrigere ex vivo en populasjon av hudceller oppnddd fra individet ved &
transdusere cellen med et virus omfattende en genetisk konstruksjon som koder
for et funksjonelt kollagen VII (COL7A1) -protein, hvori hver av de korrigerte
hudcellene har et proviralt genomkopitall (PGCN) som ikke er hgyere enn 3 og
eventuelt lavere enn 2, 1,5, 1 eller 0,5, og eventuelt hvori det funksjonelle
COL7A1-proteinet er et fullengdes villtype humant COL7A1-protein; og

& dyrke de genetisk korrigerte cellene for 8 danne keratinocyttsjiktet.

17. Keratinocyttsjikt for anvendelse i behandling av recessiv dystrofisk
epidermolysis bullosa (RDEB) hos et individ, hvori et transplantat av
keratinocyttsjiktet er transplantert pd et hudsdrlag hos individet, og
keratinocyttsjiktet er fremstilt ved en fremgangsmate omfattende trinnene:

3 oppna en populasjon av hudceller fra individet som lider av RDEB;

3 korrigere hudcellene ex vivo ved integrering av en genetisk konstruksjon som
koder for et funksjonelt kollagen VII (COL7A1) -protein, eventuelt hvori det
funksjonelle COL7A1-proteinet er et fullengdes villtype humant COL7A1-protein;
hvori hudcellene korrigeres ved transduksjon med et LZRSE-COL7A1-virus
omfattende den genetiske konstruksjonen;

hvori proviralt genomkopitall (PGCN) til den transduserte hudcellen ikke er hgyere
enn 3 og eventuelt lavere enn 2, 1,5, 1 eller 0,5; og

3 dyrke de genetisk korrigerte cellene for & danne et keratinocyttsjikt.



	Bibliographic data
	Claims

