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Tittel
KONSTRUKTER OMFATTENDE NEVRONALE VIABILITETSFAKTORER OG
ANVENDELSER DERAV

Patentkrav

1. Adeno-assosiert vektor (AAV) omfattende:
- en fgrste ekspresjonskassett omfattende en fagrste nukleinsyre som koder
for den korte isoformen av stavavledet tappviabilitetsfaktor (RACVF), og
- en andre ekspresjonskassett omfattende en andre nukleinsyre som koder
for den lange isoformen av den stavavledede tappviabilitetsfaktoren
(RACVFL),

hvori den fgrste og den andre ekspresjonskassetten oppviser hgyst 70

sammenhengende identiske nukleotider.

2. AAV ifglge krav 1, hvori den fgrste og den andre ekspresjonskassetten oppviser

hgyst 54 sammenhengende identiske nukleotider.

3. AAYV ifglge krav 1, hvori den fgrste og den andre ekspresjonskassetten oppviser

hgyst 9 sammenhengende identiske nukleotider.

4. AAV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 3, hvori AAV er en serotype
AAV2/8.

5. AAYV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 4, hvori den fgrste nukleinsyren
som koder for RACVF er under kontroll av en allestedsnserveaerende promotor,

fortrinnsvis CMV/CBA-promotoren.

6. AAV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 5, hvori den andre nukleinsyren

som koder for RACVFL er under kontroll av tapp-opsin-promotoren.

7. AAV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 6, hvori AAV-en har en
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nukleinsyresekvens som fremsatt i gruppen som bestar av SEKV ID NO: 6, SEKV ID
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NO: 8, SEKV ID NO: 9 og SEKV ID NO: 14.

8. AAYV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 6, hvori AAV-en har en

nukleinsyresekvens som fremsatt i SEKV ID NO: 6.

9. AAV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 6, hvori AAV-en videre omfatter

en stuffersekvens av SEKV ID NO: 10.

10. AAYV ifglge krav 1, hvori den fgrste nukleinsyren omfatter et kodonoptimalisert
cDNA som koder for RACVF som fremsatt i SED I1Q NO: 12, eller hvori den andre
nukleinsyren omfatter et kodonoptimalisert cDNA som koder for RACVFL som
fremsatt i SED 1Q NO: 13.

11. Farmasgytisk sammensetning omfattende en AAV ifglge et hvilket som helst av

kravene 1 til 10 og en farmasgytisk akseptabel beerer.

12. AAV ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 10, hvori AAV-en er for
anvendelse i en fremgangsmate for behandling av en retinal nevrodegenerativ

lidelse.

13. AAV for anvendelse ifglge krav 12, hvori den retinale nevrodegenerative lidelsen
er valgt i gruppen som bestar av: retinitis pigmentosa, aldersrelatert
makuladegenerasjon, Bardet-Biedl-syndrom, Bassen-Komzweig-syndrom,
Bestsykdom, choroidema, gyratatrofi, Lebers medfgdte amaurose, Refsums sykdom,

Stargardts sykdom og Ushers syndrom.

14. AAV for anvendelse ifglge krav 12, hvori den retinale nevrodegenerative lidelsen

er retinitis pigmentosa.

15. AAV for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 12 til 14, hvori AAV

administreres ved sub-retinal injeksjon.
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