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Patentkrav 

 

1. Viruskapsidprotein omfattende en sekvens valgt fra gruppen som består av 

xxDxTKx (SEQ ID NO:1) og xDxTKxx (SEQ ID NO:2), hvori viruskapsidproteinet har 

en aminosyresekvens valgt fra gruppen som består av SEQ ID NO: 6, 8, 10, 12, 14, 

18, 22, 26, 28, 30, 32, 34, 36, 38, 40, 42, 44, 46, 48, 50, 54, 56, 60, 64, 66, 68, 

70, 72, 74, 76 og 78. 

 

2. Viruspartikkel omfattende viruskapsidproteinet ifølge krav 1. 

 

3. Viruspartikkelen ifølge krav 2, videre omfattende en nukleinsyre som koder for en 

nyttelast; fortrinnsvis hvori nukleinsyren som koder for en nyttelast omfatter en 

promotorsekvens operativt koblet til en kodende sekvens som koder for nyttelasten. 

 

4. Viruspartikkelen ifølge krav 3, hvori promotoren velges fra gruppen som består av 

synapsin-1, CMV, GFAP, CAG, CaMKII, MBP, EF1-alfa, TRE og mDlx. 

 

5. Viruspartikkelen ifølge krav 4, hvori den kodende sekvensen som koder for 

nyttelasten velges fra gruppen som består av et proteinkodende gen og en 

inhiberende RNA-nukleinsyre; fortrinnsvis hvori den inhiberende RNA-nukleinsyren 

er et antisenseoligonukleotid, et siRNA eller et RNAi. 

 

6. Viruspartikkelen ifølge krav 3, hvori nyttelasten er:  

i) et effektorprotein; fortrinnsvis hvori effektorproteinet velges fra gruppen 

som består av en rekombinase (f.eks. Cre eller Flp), et genredigeringssystem 

(f.eks. CRISPR/Cas9, TALEN, sinkfingernuklease), optogenetiske reagenser 

(aktivatorer (f.eks. kanalrodopsin eller varianter derav) eller inhibitorer (f.eks. 

halorodopsin eller Arch)), kjemogenetiske reagenser (f.eks. aktivator-

/inhibitorversjoner av DREADD- eller PSAM/PSEM-systemene), aktivatorer 

og/eller inhibitorer av cellesystemreaksjonsveier, og enzymer for kontroll av 

epigenetikk; 

ii) en optisk rapportørkonstruksjon; fortrinnsvis hvori den optiske 

rapportørkonstruksjonen velges fra gruppen som består av GCaMP6 (s, m 

eller f), en fluorofor (f.eks. grønt fluorescerende protein (GFP), forsterket GFP 

(EGFP), rødt fluorescerende protein (RFP), gult fluorescerende protein (YFP), 

tdTomato), en fargeflippende konstruksjon (f.eks. en nyttelast som uttrykker 

en rapportør i en cellepopulasjon og en annen rapportør i en annen 
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populasjon), glukosesensorer, jRCaMP, jRGECO og CaMPARI, 

spenningsindikatorer, sekundære budbringere, reseptorsignalgivere, 

transkripsjonsrapportører, epigenetiske rapportører og 

nevromodulatorrapportører; eller 

iii) et virusprotein; fortrinnsvis hvori virusproteinet er enten rabies G-

proteinet eller et protein som komplementerer funksjonen til et annet virus 

annet enn AAV eller et protein som er relatert til cellulær og transcellulær 

transport. 

 

7. Viruspartikkelen ifølge krav 3, hvori den kodende sekvensen som koder for 

nyttelasten er et terapeutisk gen; fortrinnsvis hvori det terapeutiske genet er for 

behandling av en nevrodegenerativ lidelse; for eksempel hvori det terapeutiske genet 

er:  

i) HSP104 for behandling av Alzheimers sykdom eller andre sykdommer med 

toksiske proteinaggregater; 

ii) frataksin for behandling av Friedreichs ataksi; 

iii) lysosomal glukocerebrosidase (GBA) for behandling av Parkinsons 

sykdom; 

iv) polyQ-bindingsprotein for behandling av Huntingtons sykdom; eller 

v) overlevelsesmotornevron 1 for behandling av spinal muskelatrofi, 

amyotrofisk lateral sklerose (ALS), autisme, demens, perifer nevropati, 

schizofreni eller netthinnedegenerasjon. 

 

8. Viruspartikkelen ifølge krav 3, hvori nyttelasten er en terapeutisk del; fortrinnsvis 

hvori den terapeutiske delen er:  

i) et antistoff eller fragment derav; 

ii) et immunmodulerende protein; eller 

iii) et RNA-interferensmolekyl. 

 

9. Viruspartikkelen ifølge et hvilket som helst av kravene 2 til 8, hvori 

retrogradtilgangen til cortico-pontine-projeksjonsnevroner eller afferenter til det 

dorsomediale striatumet (DMS) er sammenlignbar med den syntetiske sporeren, 

Fluoro-Gold-fluorescerende kuler. 

 

10. Variant av adenoassosiert virus (AAV) omfattende en nyttelast pakket deri, for 

anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av en nevrodegenerativ lidelse, 

fremgangsmåten omfattende å bringe ett eller flere nevroner i inngrep med varianten 
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AAV, hvori varianten AAV omfatter et kapsidprotein omfattende et sekvens valgt fra 

gruppen som består av xxDxTKx (SEQ ID NO:1) og xDxTKxx (SEQ ID NO:2), hvori 

varianten AAV har en aminosyresekvens valgt fra gruppen som består av SEQ ID NO: 

6, 8, 10, 12, 14, 18, 22, 26, 28, 30, 32, 34, 36, 38, 40, 42, 44, 46, 48, 50, 54, 56, 

60, 64, 66, 68, 70, 72, 74, 76 og 78. 

 

11. Variant av det adenoassosierte viruset (AAV) for anvendelse ifølge krav 10, hvori 

nevronene er projeksjonsnevroner. 

 

12. Variant av det adenoassosierte viruset (AAV) for anvendelse ifølge krav 10 eller 

krav 11, hvori nevronene er i et individ; fortrinnsvis hvori nevronene er i 

sentralnervesystemet (CNS) i et individ. 

 

13. Variant av det adenoassosierte viruset (AAV) for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av kravene 10 til 12, hvori individet er et menneske. 

 

14. Variant av det adenoassosierte viruset (AAV) for anvendelse ifølge kravene 10 til 

12, hvori individet er et ikke-menneske; fortrinnsvis hvori det ikke-menneskelige 

individet velges fra en primat, en gnager, et reptil og en fugl. 

 

15. Variant av det adenoassosierte viruset (AAV) for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av kravene 10 til 14, hvori kontakttrinnet er in vivo via intrakraniell, intraspinal 

eller intramuskulær injeksjon. 

 

16. Viruskapsidproteinet ifølge krav 1, hvori viruskapsidproteinet har en 

aminosyresekvens ifølge SEQ ID NO: 44. 

 

17. Variant av det adenoassosierte viruset (AAV) for anvendelse ifølge krav 10, hvori 

viruskapsidproteinet har en aminosyresekvens ifølge SEQ ID NO: 44. 
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