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Patentkrav

1. Rekombinant adeno-assosiert virus- (rAAV-) virion eller en farmasgytisk
sammensetning omfattende virionet, for anvendelse i en fremgangsmate for
behandling av en gyesykdom hos en human eller ikke-human primat med behov
for dette, hvori sammensetningen ytterligere omfatter en farmasgytisk
akseptabelt eksipient, og hvori det rekombinante adeno-assosierte virus- (rAAV-
) virionet omfatter:

a) et variant AAV2-kapsidprotein, hvori variant-AAV-kapsidproteinet omfatter en
insersjon av et peptid i kapsidproteinets GH-lgkke i forhold til et tilsvarende
parentalt AAV-kapsidprotein, hvori insersjonen omfatter en aminosyresekvens
LALGETTRPA (SEQ ID NO:45); og

b) en heterolog nukleinsyre omfattende en nukleotidsekvens som koder for et
genprodukt;

hvori varianten av AAV2-kapsidproteinet gir gkt infektivitet til en retinalcelle ved
rAAV-virionet, sammenlignet med infektiviteten til retinalcellen ved et AAV-virion
omfattende et villtype-AAV2-kapsidprotein, og

hvori behandlingen er ved intravitreal injeksjon av rAAV-virionet eller den

farmasgytiske sammensetningen.

2. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
krav 1, hvori insersjonsstedet er innen aminosyrer 570-611 av AAV2-
kapsidproteinet angitt i SEQ ID NO:1.

3. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
krav 1, hvori insersjonsstedet er innen aminosyrer 587-588 av AAV2-
kapsidproteinet angitt i SEQ ID NO:1.

4. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
krav 3, hvori insersjonen bestar av aminosyresekvensen LALGETTRPA (SEQ ID
NO:45) slik at AAV2-kapsidproteinet omfatter sekvensen NLALGETTRPAR.

5. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge

et hvilket som helst av kravene 1-4, hvori gyesykdommen er glaukom, retinitis
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pigmentosa, makuladegenerasjon, retinoschise, Lebers kongenitale amaurose,

diabetisk retinopati, akromatopsi eller fargeblindhet.

6. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
et hvilket som helst av kravene 1-4, hvori genproduktet er et interfererende

RNA, en aptamer eller et polypeptid.

7. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
krav 6, hvori genproduktet er et polypeptid valgt fra gruppen bestaende av:
glialavledet nevrotrofisk faktor, fibroblastvekstfaktor 2, neurturin, cilizer
nevrotrofisk faktor, nervevekstfaktor, hjerneavledet nevrotrofisk faktor,
epidermal vekstfaktor, rodopsin, X-forbundet hemmer av apoptose,
retinoschisin, RPE65, retinitis pigmentosa- GTPase-interagerende protein-1,

periferin, periferin-2, et rodopsin og sonic hedgehog.

8. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
krav 6, hvori genproduktet er et polypeptid valgt fra en Igselig vaskulaer
endotelial vekstfaktor- (VEGF-) reseptor, et VEGF-bindende antistoff og et Fc-
fusjonspolypeptid omfattende et Igselig Flt-polypeptid.

9. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge
krav 6, hvori genproduktet er et polypeptid, og hvori polypeptidet er et Fc-
fusjonspolypeptid omfattende et Igselig Flt-polypeptid.

10. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse
ifglge krav 6, hvori genproduktet er et polypeptid, og hvori polypeptidet er
cGMP-styrt kjeglefotoreseptor-kationkanal-alfa-underenhet (CNGA3) eller cGMP-
styrt kjeglefotoreseptor-kationkanal-beta-underenhet (CNGB3).

11. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse
ifglge krav 6, hvori genproduktet er et polypeptid, og hvori polypeptidet er L-

opsin, M-opsin eller S-opsin.



EP3693025

12. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse
ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4 eller 6-11, hvori gyesykdommen er

eksudativ aldersrelatert makuladegenerasjon.

13. rAAV virion-et eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse
ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4 eller 6-11, hvori gyesykdommen er

diabetisk makulagdem.
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