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Patentkrav

1. Bruk av ciklosporin H (CsH) for 3 gjgre det mer effektivt @ transdusere en isolert
populasjon av celler ved hjelp av en virusvektor, og opsjonelt gjgre det mer effektivt &
genredigere den isolerte populasjonen av celler som er transdusert ved hjelp av
virusvektoren, der virusvektoren er pseudotypisert til @ komme seg inn i celler via en
endocytose-avhengig mekanisme, og/eller der virusvektoren er en pseudotypisert VSV-g-

vektor.

2. Bruk ifglge krav 1, der cellene er:
(a) hematopoietiske stamceller og/eller forlgperceller; eller

(b) T-celler, opsjonelt CD4*- og/eller CD3*-T-celler.

3. Bruk ifglge krav 1 eller 2, der virusvektoren er en retrovirusvektor, fortrinnsvis en

lentivirusvektor.

4, Bruk ifglge et foregdende krav, der cellene er stimulerte celler.

5. Bruk ifslge et foregdende krav, der prosentdelen av celler som er transdusert ved

hjelp av vektoren, er gkt, og/eller antallet vektorkopier per celle er gkt.

6. Bruk ifglge et foregdende krav, der CsH er i en konsentrasjon pa ca. 1-50 M.

7. Bruk ifglge et foregdende krav, der populasjonen av celler blir satt i kontakt med:
(@) CsH i kombinasjon med rapamycin eller et derivat av dette; og/eller

(b) CsH i kombinasjon med prostaglandin E2 eller et derivat av dette, fortrinnsvis der
populasjonen av celler blir satt i kontakt med CsH i kombinasjon med 16-16-dimetyl-

prostaglandin E2.

8. In vitro framgangsmate for 8 transdusere en populasjon av celler, som omfatter

trinnene:
(a) 3 sette populasjonen av celler i kontakt med ciklosporin H (CsH); og

(b) 3 transdusere populasjonen av celler med en virusvektor, der virusvektoren er
pseudotypisert til & komme seg inn i celler via en endocytose-avhengig mekanisme,

og/eller der virusvektoren er en pseudotypisert VSV-g-vektor,
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slik at det blir mer effektivt 8 transdusere populasjon av celler ved hjelp av virusvektoren,
og opsjonelt blir mer effektivt 8 genredigere den isolerte populasjonen av celler som er

transdusert ved hjelp av virusvektoren.

9. Framgangsmate ifslge krav 8, der cellene er:
(a) hematopoietiske stamceller og/eller forlgperceller; eller

(b) T-celler, opsjonelt CD4*- og/eller CD3*-T-celler.

10. Framgangsmate ifglge krav 8 eller 9, der virusvektoren er en retrovirusvektor,

fortrinnsvis en lentivirusvektor.

11. Framgangsmate ifglge et av kravene 8-10, der cellene er stimulerte celler.

12. Framgangsmate ifglge et av kravene 8-11, der prosentdelen av celler som er

transdusert ved hjelp av vektoren, blir gkt, og/eller antallet vektorkopier per celle blir gkt.

13. Framgangsmate ifglge et av kravene 8-12, der CsH er i en konsentrasjon pa ca. 1-
50 pM.

14, Framgangsmate ifslge et av kravene 8-13, der populasjonen av celler blir satt i
kontakt med:

(a) CsH i kombinasjon med rapamycin eller et derivat av dette; og/eller
(b) CsH i kombinasjon med prostaglandin E2 eller et derivat av dette, fortrinnsvis der
populasjonen av celler blir satt i kontakt med CsH i kombinasjon med 16-16-dimetyl-

prostaglandin E2.

15. Framgangsmate ifglge et av kravene 8-14 som omfatter et ytterligere trinn med a

anrike populasjonen med hematopoietiske stamceller og/eller forlgperceller.

16. Ciklosporin H (CsH) til bruk i genterapi, der genterapien blir mediert ved hjelp av
en virusvektor, der virusvektoren er pseudotypisert til & komme seg inn i celler via en
endocytose-avhengig mekanisme, og/eller der virusvektoren er en pseudotypisert VSV-g-

vektor.
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