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Patentkrav 

 

1.  Genetisk modifisert celle som omfatter delesjoner og/eller insersjoner i en endogen 

BCL11a-enhancersekvens som består av en nuklease som omfatter et spaltingsdomene 

og et DNA-bindende domene som binder seg til et målsted som omfatter minst 9 basepar 5 

av SEKV ID NR: 71 til 74. 

 

2.  Genetisk modifisert celle ifølge krav 1, der cellen er en stamcelle. 

 

3.  Genetisk modifisert celle ifølge krav 2, der stamcellen er en hematopoietisk 10 

stamcelle så som en CD34+-hematopoietisk stamcelle. 

 

4.  Genetisk modifisert differensiert celle som stammer fra stamcelle ifølge krav 2 eller 

krav 3. 
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5.  Genetisk modifisert differensiert celle ifølge krav 4, der cellen er en rød blodcelle 

(RBC). 

 

6.  Genetisk modifisert celle ifølge et av kravene 1 til 5, der det DNA-bindende 

domenet omfatter et sinkfingerprotein (ZFP), et TAL-effektordomeneprotein eller et enkelt 20 

guide-RNA hos et CRISPR/Cas-system. 

 

7.  Farmasøytisk sammensetning som omfatter genetisk modifisert celle ifølge et av 

kravene 1 til 6. 
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8.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 7, til bruk i behandling eller forebygging 

av en hemoglobinopati. 

 

9.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 7, til bruk i en framgangsmåte for å 

behandle eller forebygge en hemoglobinopati hos en pasient som trenger en økning i 30 

globingenuttrykk, der framgangsmåten omfatter å administrere til pasienten den 

farmasøytiske sammensetningen i en mengde som er tilstrekkelig til å øke 

globingenuttrykket hos pasienten. 

 

10.  Farmasøytisk sammensetning til bruk ifølge krav 9, der globingenuttrykk er nivået 35 

av globin-mRNA eller globinprotein som blir produsert. 

 

11.  Farmasøytisk sammensetning til bruk ifølge et av kravene 8–10, der 
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hemoglobinopatien er en talassemi eller en sigdcellesykdom så som β-talassemi. 
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