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Patentkrav 

1. Fremgangsmåte for bestemmelse av aktiviteten av en Rab eskorteprotein 1 

(REP1)-kodende genterapivektor for anvendelse ved behandling av choroideremia, 

hvor fremgangsmåten omfatter trinnene: 

 (a) å kontakte en prøve omfattende REP1 med Rab6a, Rab 5 

geranylgeranyltransferase (Rab GGTase) og et lipid donorsubstrat, hvor prøven 

omfattende REP1 er fra en celle genetisk manipulert til å uttrykke REP1 ved å bruke 

den REP1-kodende genterapivektor; og 

 (b) påvise det lipiderte Rab6a-produkt. 

2. Fremgangsmåte for kvalitetskontrollanalyse av en Rab eskorteprotein 1 10 

(REP1)-kodende genterapivektor for anvendelse ved behandling av choroideremia, 

hvor fremgangsmåten omfatter trinnene: 

 (a)  å kontakte en prøve omfattende REP1 med Rab6a, Rab 

geranylgeranyltransferase (Rab GGTase) og et lipid donorsubstrat, hvor prøven 

omfattende REP1 er fra en celle genetisk manipulert til å uttrykke REP1 ved å bruke 15 

den REP1-kodende genterapivektor; og 

 (b) påvise det lipiderte Rab6a-produkt. 

3. Fremgangsmåte ifølge krav 1 eller 2 hvor prøven omfattende REP1 er et 

lysat av cellen som er genetisk manipulert til å uttrykke REP1 ved å bruke den 

REP1-kodende genterapivektor. 20 

 

4. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av kravene 1 – 3, hvor den REP1-

kodende genterapivektor er en viral vektor omfattende en REP1-kodende 

nukleotidsekvens, fortrinnsvis hvor den virale vektor er en adeno-assosiert viral 

(AAV) vektor, fortrinnsvis hvor den virale vektor er AAV serotype 2 (AAV2). 25 

 

5. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor den 

REP1-kodende nukleotidsekvens av den REP1-kodende genterapivektor omfatter en 

nukleotidsekvens som koder for en aminosyresekvens som har minst 80% identitet 

med SEQ ID N O: 5, fortrinnsvis hvor aminosyresekvensen i hovedsak 30 

opprettholder den naturlige funksjon av proteinet representert av SEQ ID NO: 5. 
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6. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor 

Rab6a og/eller Rab GGTasen er i hovedsak rene. 

 

7. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

molare Rab6a:Rab GGTase forhold er 1:2,3 eller 1:2,5. 5 

 

8. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor lipid 

donorsubstratet er geranylgeranylpyrofosfat (GGPP) eller en analog derav, 

fortrinnsvis biotin-geranylpyrofosfat (BGPP). 

 10 

9. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

lipiderte Rab6a-produkt blir påvist ved å anvende et enzym-tilknyttet 

immunosorbent assay (ELISA), Western blot-analyse eller autoradiografi. 

 

10. Fremgangsmåte ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor 15 

påvisningen av det lipiderte Rab6a-produkt omfatter mengdebestemmelse av 

mengden av det lipiderte Rab6a-produkt, fortrinnsvis mengdebestemmelse av 

mengden i forhold til en kontroll eller et referansenivå. 

 

11. Anvendelse av Rab6a for å bestemme in vitro aktiviteten av en Rab 20 

eskorteprotein 1 (REP1)-kodende genterapivektor for anvendelse ved behandling av 

choroderemia, hvor Rab6a kontaktes med REP1 fra en celle som er genetisk 

manipulert til å uttrykke REP1 ved å anvende den REP1-kodende genterapivektor. 

 

12. Anvendelse av Rab6a for inn vitro kvalitetskontrollanalyse av en Rab 25 

eskorteprotein 1 (REP1)-kodende genterapivektor for anvendelse ved behandling av 

choroideremia, hvor Rab6a kontaktes med REP1 fra en celle som er genetisk 

manipulert til å uttrykke REP1 ved å bruke den REP1-kodende genterapivektor. 

 

13. Anvendelse ifølge krav 11 eller 12, hvor REP1 er i et lysat fra cellen som er 30 

genetisk manipulert til å uttrykke REP1 ved å bruke den REP1-kodende 

genterapivektor. 

 

14. Anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 11 – 13, hvor den REP1-

kodende genterapivektor er en viral vektor omfattende en REP1-kodende 35 

nukleotidsekvens, fortrinnsvis hvor den virale vektor er en adeno-assosiert viral 

(AAV)-vektor. 
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15. Anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 11 – 14, hvor Rab6a er i 

hovedsak ren. 
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