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Patentkrav  

 

1.  Variant av AAV-(Adenoassosiert Virus)-kapsidprotein omfattende et 

heterologt peptid med en lengde på 7, 8, 9, 10 eller 11 aminosyrer kovalent 

inserert i kapsidproteinets GH-sløyfe relativt til et motsvarende parentalt AAV-5 

kapsidprotein, hvor peptidinsersjonen omfatter aminosyresekvensen ISDQTKH 

(SEKV. ID NR.:14). 

  

2.  Variant av AAV-kapsidprotein ifølge krav 1, hvor insersjonspeptidet har 

fra 1 til 3 spacer-aminosyrer (Y1-Y3) ved amino- og/eller karboksylterminusen til 10 

aminosyresekvens ISDQTKH (SEKV. ID NR.: 14), fortrinnsvis hvor 

insersjonspeptidet er LAISDQTKHA (SEKV. ID NR.:28). 

  

3.  Variant av AAV-kapsidprotein ifølge krav 1 eller 2, hvor insersjonsstedet 

er beliggende mellom aminosyrer svarende til aminosyrer 587 og 588 til VP1 til 15 

AAV2 (SEKV. ID NR.:2) eller den motsvarende posisjonen i kapsidproteinet til en 

annen AAV-serotype. 

  

4.  Variant av AAV-kapsidprotein ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 

3, hvor kapsidproteinet omfatter én eller flere aminosyresubstitusjoner relativt til 20 

VP1 til AAV2 (SEKV. ID NR.:2) eller én eller flere motsvarende substitusjoner i 

kapsidproteinet til en annen AAV-serotype, fortrinnsvis én eller flere av følgende 

aminosyresubstitusjoner: MIL, L15P, P34A, N57D, N66K, R81Q, Q101R, S109T, 

R144K, R144M, Q164K, T176P, L188I, S196Y, G226E, G236V, I240T, P250S, 

N312K, P363L, D368H, N449D, T456K, S463Y, D472N, R484C, A524T, P535S, 25 

N551S, A593E, 1698V, V708I, V719M, S721L og L735Q, mer foretrukket en 

P34A-aminosyresubstitusjon. 

  

5.  Variant av AAV-kapsidprotein ifølge krav 4, hvor kapsidproteinet omfatter 

en P34A-aminosyresubstitusjon relativt til VP1 til AAV2 og omfatter en 30 

aminosyresekvens som er minst 90% identisk, minst 95% identisk, minst 98% 

identisk eller 100% identisk med hele lengden til aminosyresekvensen vist som 

SEKV. ID NR.:42, fortrinnsvis hvor kapsidproteinet består av 

aminosyresekvensen vist som SEKV. ID NR.:42. 
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6.  Variant av AAV-kapsidprotein ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 

5, hvor kapsidproteinet gir et infeksiøst rAAV-(rekombinant AAV)-virion økt 

infektivitet, fortrinnsvis minst dobbelt så høy infektivitet, av en retinacelle 

sammenliknet med infektiviteten av retinacellen ved et AAV-virion omfattende 

det motsvarende parentale AAV-kapsidproteinet. 5 

  

7.  Isolert nukleinsyre omfattende en nukleotidsekvens som koder for en 

variant av AAV-kapsidprotein ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 6. 

  

8.  rAAV-virion omfattende en variant av AAV-kapsidprotein ifølge et hvilket 10 

som helst av kravene 1 til 6, fortrinnsvis videre omfattende en heterolog 

nukleinsyre, fortrinnsvis en heterolog nukleinsyre omfattende en 

nukleotidsekvens som koder for et genprodukt, fortrinnsvis hvor genproduktet er 

et protein eller interfererende RNA. 

  15 

9.  Farmasøytisk sammensetning omfattende et rAAV-virion ifølge krav 8 og 

en farmasøytisk akseptabel bærer, et fortynningsmiddel, et hjelpestoff eller en 

buffer. 

  

10.  rAAV-virion ifølge krav 8 eller farmasøytisk sammensetning ifølge krav 9 20 

for bruk som et medikament. 

  

11.  rAAV-virion eller farmasøytisk sammensetning for bruk ifølge krav 10, for 

bruk i en fremgangsmåte ved levering av en heterolog nukleinsyre til en 

retinacelle, fortrinnsvis til en retinacelle valgt fra gruppen bestående av retinale 25 

ganglionceller, amakrinceller, horisontalceller, bipolarceller, fotoreseptorceller, 

Muller-gliaceller, mikrogliaceller og retinal pigmentepitel, fortrinnsvis gjennom 

intravitreal injeksjon. 
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