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1. Nukleinsyre for bruk i en genterapibehandling av hemofili B, hvori nevnte nukleinsyre

koder for et modifisert FIX-polypeptid, som har minst fglgende sekvens:

YNSGKLEEFV
CESNPCLNGG
NSADNKVVCS
PDVDYVNSTE
KVDAFCGGSI
IRIIPHHNYN
KEGSGYVSGW
AGFHEGGRDS

VSRYVNWIKE

QGNLERECME
SCKDDINSYE
CTEGYRLAEN
AETILDNITOQ
VNEKWIVTAA
AATNKYNHDI
GRVFHKGRSA
CQGDSGGPHV

KTKLT,

hvor X representerer A.

2. Nukleinsyre for bruk i en genterapibehandling av hemofili B ifglge krav 1, hvori
nevnte nukleinsyre koder for et modifisert FIX-polypeptid som har fglgende sekvens:

MQORVNMIMAE
KLEEEFVQGNL
PCLNGGSCKD
NKVVCSCTEG

YVNSTEAETI
FCGGSIVNEK
PHHNYNAAIN
GYVSGWGRVE
EGGRDSCQGD
VNWIKEKTKL

SPGLITICLL
ERECMEEKCS
DINSYECWCP
YRLAENQKSC

LDNITQSTOQS
WIVTAAHCVE
KYNHDIALLE
HKGRSALVLQ
SGGPHVTEVE

T,

hvor X representerer A.

3. Nukleinsyre for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 1-2, hvori nukleinsyren er
omfattet av en viral vektor.

EKCSFEEARE
CWCPFGFEGK
QKSCEPAVPE
STOSENDETR
HCVETGVKIT
ALLELDEPLV
LVLQYLRVPL
TEVEGTSFLT

GYLLSAECTV
FEEAREVFEN
FGFEGKNCEL
EPAVPFPCGR

FNDFTRVVGG
TGVKITVVAG
LDEPLVLNSY
YLRVPLVDRA
GTSFLTGIIS

VFENTERTTE
NCELDVTCNI
PCGRVSVSQT
VVGGEDAKPG
VVAGEHNIEE
LNSYVTPICI
VDRATCLLST
GIISWGEECA

FLDHENANKI
TERTTEFWKQ
DVTCNIKNGR
VSVSQTSKLT

EDAKPGQEFPW
EHNIEETEHT
VTPICIADKE
TCLLSTKETI
WGEECAMKGK

FWKQYVDGDQ
KNGRCEQFCK
SKLTRAEXVE
QFPWQVVLNG
TEHTEQKRNV
ADKEYTNIFL
KEFTIYNNMEC
MKGKYGIYTK

LNRPKRYNSG
YVDGDQCESN
CEQFCKNSAD
RAEXVEFPDVD

QVVLNGKVDA
EQKRNVIRII
YTNIFLKFEGS
YNNMFCAGFH
YGIYTKVSRY

4. Nukleinsyre for bruk ifglge krav 3, hvori den virale vektoren er adeno-assosiert virus.
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