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Patentkrav

1. Rekombinant AAVrh74-vektor omfattende et muskelspesifikt kontrollelement
operativt koblet til nukleotidsekvensen ifglge SEQ ID NO: 7.

2. Den rekombinante AAVrh74-vektoren ifglge krav 1, hvori det muskelspesifikke

kontrollelementet utledes fra muskelkreatinkinase (MCK).

3. Den rekombinante AAVrh74-vektoren ifglge krav 2, hvori det muskelspesifikke
kontrollelementet omfatter nukleotidsekvensen ifglge SEQ ID NO: 10 eller SEQ ID NO: 11.

4. Sammensetning omfattende den rekombinante AAVrh74-vektoren ifglge et hvilket

som helst av kravene 1-3, og en farmasgytisk akseptabel bezerer.

5. Den rekombinante AAVrh74-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3

eller ssammensetningen ifglge krav 4 for anvendelse i behandlingen av muskeldystrofi.

6. Den rekombinante AAVrh74-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3
eller sammensetningen ifglge krav 4 for anvendelse i & redusere eller forebygge fibrose

hos et individ som lider av muskeldystrofi.

7. Den rekombinante AAVrh74-vektoren ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3
eller sammensetningen ifglge krav 4 for anvendelse for & gke muskelkraft eller

muskelmasse hos et individ som lider av muskeldystrofi.

8. Den rekombinante AAVrh74-vektoren eller sasmmensetningen for anvendelse ifglge
et hvilket som helst av kravene 5-7, hvori den rekombinante AAVrh74-vektoren eller
sammensetningen administreres fgr fibrose observeres hos individet eller fgr muskelkraft

reduseres hos individet eller fgr muskelmasse reduseres hos individet.

9. Den rekombinante AAVrh74-vektoren eller sammensetningen for anvendelse ifglge

et hvilket som helst av kravene 5-8, hvori individet lider av Duchennes muskeldystrofi.

10. In vitro fremgangsmate for @ fremstille et funksjonelt mikro-dystrofinprotein,
omfattende @ infisere en vertscelle med en rekombinant AAVrh74-vektor ifglge et hvilket

som helst av kravene 1-3 og uttrykke et funksjonelt mikro-dystrofinprotein i vertscellen.
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