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Patentkrav

1. Clustered Regularly Interspersed Short Palindromic Repeats (CRISPR)-Cas-kompleks,
omfattende:

- en Cas9, hvori Cas9 har to eller flere kjernelokaliseringssignaler;

- en guidesekvens knyttet til en tracr-sammenpassingssekvens, og

- en tracr-sekvens som kan hybridiseres med hele eller en del av tracr-
sammenpassingssekvensen;

hvori guidesekvensen er utformet for & ha komplementaritet med en malsekvens i en
eukaryotisk celle og er i stand til & dirigere sekvensspesifikk binding av CRISPR-

komplekset til malsekvensen i den eukaryote cellen.

2. Clustered Regularly Interspersed Short Palindromic Repeats (CRISPR)-Cas-
vektorsystem, omfattende:

a) et fgrste reguleringselement operativt koblet til én eller flere sekvenser som koder for
(1) en guidesekvens koblet til en tracr-sammenpassingssekvens, og (2) en tracr-sekvens
som er hybridiserbar med hele eller en del av tracr-sammenpassingssekvensen;

b) et andre reguleringselement operativt knyttet til en sekvens som koder for en Cas9,
hvori Cas9 har to eller flere kjernelokaliseringssignaler;

hvori komponentene (a) og (b) er lokalisert pa8 samme eller forskjellige vektorer i
systemet og hvori guidesekvensen er utformet for & ha komplementaritet med en

malsekvens i en eukaryotisk celle.

3. CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge krav 2, hvori sekvensen som koder for Cas9 er

kodonoptimalisert for ekspresjon i eukaryote celler.

4. CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst av kravene 2 eller 3,

omfattende to eller flere guidesekvenser.

5. CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst av kravene 2-4, hvori de

samme eller forskjellige vektorene er én eller flere virale vektorer.
6. CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge krav 5, hvori den ene eller flere virale vektorene er
ett eller flere retrovirus-, adenovirus-, adenoassosierte alfavirus- eller herpes simplex-

virusvektorer.

7. CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge krav 6, hvori retroviruset er et lentivirus.
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8. CRISPR-Cas vektorsystemet ifglge krav 6, hvori alfaviruset er et Sindbis-virus, Semliki

Forest-virus eller venezuelansk hesteencefalittvirus.

9. CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst av kravene 2-8, hvori

komponentene (a) og (b) er lokalisert pa den samme vektoren.

10. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst
av kravene 1-9, hvori tracr-sammenpassingssekvensen kobles med tracr-sekvensen for &
danne et kimaert RNA (chiRNA).

11. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst
av kravene 1-10, hvori Cas9 dirigerer spalting av begge strengene av et

malpolynukleotid som inneholder malsekvensen.

12. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst
av kravene 1-10, hvori Cas9 er mutert med hensyn til en tilsvarende villtype Cas9 slik at
den muterte Cas9 mangler evnen til 8 spalte én eller begge strengene av et

malpolynukleotid som inneholder malsekvensen.

13. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst
av kravene 1-10 og 12, hvori Cas9 omfatter en mutasjon valgt fra gruppen som bestar
av D10A, H840A, N854A og N863AD10A med henvisning til posisjonsnummereringen av
en S. pyogenes Cas9.

14. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst
av kravene 1-13, hvori Cas9 omfatter ett eller flere kjernelokaliseringssignal(er) ved

aminoenden, og ett eller flere kjernelokaliseringssignal(er) ved karboksyenden.

15. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst

av kravene 1-14, hvori Cas9 er en S. pyogenes Cas9.

16. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst

av kravene 1-14, hvori Cas9 er en S. thermophilus Cas9.

17. CRISPR-Cas-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket som helst

av kravene 1-16 for anvendelse i behandling.
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18. Anvendelse av CRISPR-komplekset eller CRISPR-Cas-vektorsystemet ifglge et hvilket
som helst av kravene 1-16 for genomkonstruksjon, hvori anvendelsen ikke er en
fremgangsmate for behandling av dyret eller menneskekroppen ved terapi, og hvori

anvendelsen ikke er en prosess for @ modifisere den genetiske kimbaneidentiteten til

mennesker.



	Bibliographic data
	Claims

