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Patentkrav 

 

1. Sammensetning for anvendelse i behandling av en nevrologisk sykdom hos en 

pasient med behov derav, hvori sammensetningen omfatter en rekombinant AAV9 

(rAAV9), og anvendelsen omfatter å levere sammensetningen til pasienten med intratekal, 5 

intrasisternal eller intracerebroventrikulær injeksjon i kombinasjon med et ikke-ionisk, 

lav-osmolart kontrastmiddel, hvori rAAV9 omfatter et rAAV9-genom som inkluderer et 

terapeutisk polynukleotid, hvori rAAV9-genomet er et enkelttrådet genom og/eller rAAV9-

genomet er et selvkomplementært genom og hvori den nevrologiske sykdommen er CLN1-

sykdom, CLN2-sykdom, CLN3-sykdom, CLN4-sykdom, CLN5-sykdom, CLN6-sykdom eller 10 

CLN8-sykdom. 

 

2. Kombinasjon for anvendelse i behandling av en nevrologisk sykdom hos en pasient 

med behov derav, hvori kombinasjonen omfatter en rAAV9 og et ikke-ionisk, lav-osmolart 

kontrastmiddel, og anvendelsen omfatter å levere kombinasjonen til pasienten med 15 

intratekal, intrasisternal eller intracerebroventrikulær injeksjon, hvori rAAV9 omfatter et 

rAAV9-genom som inkluderer et terapeutisk polynukleotid, hvori rAAV9-genomet er et 

enkelttrådet genom og/eller rAAV9-genomet er et selvkomplementært genom og hvori 

den nevrologiske sykdommen er CLN1-sykdom, CLN2-sykdom, CLN3-sykdom, CLN4-

sykdom, CLN5-sykdom, CLN6-sykdom eller CLN8-sykdom. 20 

 

3. Sammensetningen for anvendelse ifølge krav 1 eller kombinasjonen for anvendelse 

ifølge krav 2, hvori sammensetningen eller kombinasjonen leveres til hjernen eller 

ryggmargen til pasienten. 

 25 

4. Sammensetningen eller kombinasjonen for anvendelse ifølge krav 3, hvori 

leveringen til hjernen eller ryggmargen omfatter levering til en hjernestamme. 

 

5. Sammensetningen eller kombinasjonen for anvendelse ifølge krav 3, hvori 

leveringen til hjernen eller ryggmargen omfatter levering til en motorisk cortex. 30 

 

6. Sammensetningen eller kombinasjonen for anvendelse ifølge krav 3, hvori 

leveringen til hjernen eller ryggmargen omfatter levering til en nervecelle, en gliacelle eller 

begge deler. 

 35 

7. Sammensetningen eller kombinasjonen for anvendelse ifølge krav 3, hvori 

leveringen til hjernen eller ryggmargen omfatter levering til et nevron, et nedre 

motornevron, en mikroglialcelle, en oligodendrocytt, en astrocytt eller en Schwann-celle. 
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8. Sammensetningen for anvendelse eller kombinasjon for anvendelse ifølge et hvilket 

som helst foregående krav, hvori det ikke-ioniske, lav-osmolare kontrastmidlet er 

iobitridol, ioheksol, iomeprol, iopamidol, iopentol, iopromid, ioversol eller ioksilan. 

 5 

9. Sammensetningen for anvendelse eller kombinasjon for anvendelse ifølge krav 8, 

hvori det ikke-ioniske, lav-osmolare kontrastmidlet er ioheksol. 

 

10. Sammensetningen eller kombinasjonen for anvendelse ifølge et hvilket som helst 

av kravene 1 til 9, hvori pasienten settes i Trendelenburg-stillingen etter intratekal levering 10 

av rAAV9. 
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