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Patentkrav

1. En AAV-vektor for bruk i en fremgangsmate for behandling av en
motornevronsykdom i et individ med behov for det, hvori vektoren administreres
ved perifer administrering av AAV-vektoren til nevnte individ, nevnte
administrering forarsaker infeksjon av motornevroner og ekspresjon av gen i
motornevroner, og hvori; nevnte AAV vektor omfatter

- et humant AAV9-kapsid; og

- et AAV-2-avledet genom som omfatter et gen av interesse som koder for
et terapeutisk produkt, hvor nevnte gen av interesse er operabelt koblet til
en promoter som er spesifikk eller funksjonell i motornevroner;

hvori genet koder for "overlevelse av motornevron"-protein (SMN); og
hvori motornevronsykdommen er spinal muskelatrofi (SMA) lidelse.

2. AAV-vektor for bruk ifglge krav 1, hvori den perifere injeksjonen omfatter
intraperitoneal (i.p.), intramuskulaer (i.m.) eller intravengs (i.v.) injeksjon,
fortrinnsvis intravengs injeksjon.

3. AAV-vektor for bruk ifglge krav 1 eller 2, hvori AAV-genomet er et
replikasjonsdefekt AAV-genom som mangler funksjonelle Rep- og Cap-kodende
virale sekvenser.

4. AAV-vektor for anvendelse ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 3, hvori
AAV er et dobbelttrddet selvkomplementaert genom.
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