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Patentkrav

1. Rekombinant AAV-vektor omfattende en polynukleotidsekvens som koder for B-
sarkoglykan, hvori polynukleotidsekvensen omfatter en nukleotidsekvens minst 95 %
identisk med SEQ ID NO: 1.

2. Rekombinant AAV-vektor omfattende en polynukleotidsekvens som koder for -
sarkoglykan som er minst 95 % identisk med SEQ ID NO: 2.

3. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge krav 1 eller 2, hvori polynukleotidsekvensen

som koder for B-sarkoglykan omfatter nukleotidsekvensen angitt i SEQ ID NO: 1.

4. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge krav 2, hvori polynukleotidsekvensen koder
for B-sarkoglykan ifglge SEQ ID NO: 2.

5. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4, hvori
vektoren er av serotypen AAV1, AAV2, AAV4, AAVS5, AAV6, AAV7, AAVE, AAV9, AAV10,
AAV11, AAV12, AAV13 eller AAV rh.74.

6. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-5, hvori

polynukleotidsekvensen er operativt koblet til et muskelspesifikt kontrollelement.

7. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge krav 6, hvori det muskelspesifikke

kontrollelementet er den avkortede MCK-promotoren (tMCK).

8. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge krav 6, hvori det muskelspesifikke

kontrollelementet er MHCK7-promotoren.

9. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-8,
omfattende nukleotidsekvensen angitt i SEQ ID NO: 3

10. Den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-8,
omfattende nukleotidsekvensen angitt i SEQ ID NO: 5.

11. Sammensetning omfattende den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som

helst av kravene 1-10.



10

15

20

25

30

35

NO/EP3442600

12. Sammensetning omfattende den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som
helst av kravene 1-10 for anvendelse for @ redusere fibrose hos et individ med behov

derav.

13. Sammensetning omfattende den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som
helst av kravene 1-10 for anvendelse for a8 behandle B-sarkoglykanopati hos et individ

med behov derav.

14. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 12 eller 13, hvori individet lider av

muskeldystrofi, eventuelt hvori muskeldystrofien er limb-gerdle muskeldystrofi.

15. Sammensetning omfattende den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som

helst av kravene 1-10 for anvendelse i behandlingen av muskeldystrofi.

16. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 12-15,

hvori individet er et menneske.

17. Sammensetning omfattende den rekombinante AAV-vektoren ifglge et hvilket som
helst av kravene 1-10 for anvendelse i behandling av muskeldystrofi, eventuelt hvori
muskeldystrofien er lem-girdle muskeldystrofi (LGMD), og eventuelt hvori LGMD er
LGMD2E.

18. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 12-17,
eller sammensetningen ifglge krav 11, videre omfattende en andre rekombinant AAV-

vektor omfattende miR-29-nukleotidsekvensen.

19. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 18, eller sammensetningen ifglge
krav 11, hvori den andre rekombinante AAV-vektoren omfatter nukleotidsekvensen angitt
i SEQ ID NO: 9 eller nukleotidsekvensen angitt i SEQ ID NO: 8.

20. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 12-19,
hvori sammensetningen formuleres for intramuskulaer injeksjon eller intravengs injeksjon,

og/eller formuleres for systemisk administrering.

21. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 20, eller sammensetningen ifglge
krav 20, hvori den systemiske administreringen er parenteral administrering ved

injeksjon, infusjon eller implantasjon.
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