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Patentkrav

1. Et rekombinant adeno-assosiert virus (rAAV) virion, eller en farmasgytisk
sammensetning som omfatter nevnte virion, for anvendelse i en framgangsmate
for & behandle en gyesykdom, hvor sammensetningen videre omfatter en
farmasgytisk akseptabel eksipiens, og hvor det rekombinante adeno-assosierte
virus (rAAV) virionet omfatter:
a) et variant AAV kapsidprotein, hvor variant AAV-kapsidproteinet omfatter
en aminosyresekvens som har minst 95 % sekvensidentitet med SEKV ID
NR:1, og en insersjon av et peptid i kapsidprotein-GH-slgyfen i forhold til
SEKV ID NR: 1, hvor peptidet omfatter aminosyresekvensen LALGETTRPA
(SEKV ID NR:45); og
b) en heterolog nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder
for et genprodukt,
hvor variant AAV-kapsidproteinet gir gkt infeksjonsevne av en retinalcelle av
rAAV-virionet, sammenlignet med infeksjonsevnen av retinalcellen av et AAV-
virion som omfatter et villtype-kapsidprotein som har aminosyresekvensen angitt
i SEKV ID NR:1.

2. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til krav 1,
hvor gyesykdommen er diabetisk makulaert gdem, eksudativ aldersrelatert

makuladegenerasjon eller diabetisk retinopati.

3. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i

henhold til krav 1, hvor genproduktet er an anti-angiogent polypeptid.

4. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til et hvilket som helst av krav 1-3, hvor insersjonssetet er innenfor
aminosyrer 570-611 i forhold til SEKV ID NR:1.

5. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til et hvilket som helst av krav 1-3, hvor insersjonssetet er mellom
aminosyrer 587 og 588 i forhold til SEKV ID NR:1.
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6. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til et hvilket som helst av krav 1-5, hvor variant AAV-kapsidproteinet
omfatter en aminosyresekvens som har minst 99 % sekvensidentitet med SEKV
ID NR:1.

7. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til krav 3 eller hvilket som helst krav avhengig av krav 3, hvor det anti-
angiogene polypeptidet er et Igselig vaskulzer endotelial vekstfaktor (VEGF)

reseptor.

8. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til krav 3 eller hvilket som helst krav avhengig av krav 3, hvor det anti-

angiogene polypeptidet er et VEGF-bindende antistoff.

9. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til krav 3 eller hvilket som helst krav avhengig av krav 3, hvor det anti-

angiogene polypeptidet er et Fc-fusjonspolypeptid som omfatter et Igselig Flt-

polypeptid.

10. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til et hvilket som helst av krav 1-9, hvor 10® to 10> rAAV-virioner blir

administrert.

11. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til et hvilket som helst av krav 1-9, hvor 108 to 102 rAAV-virioner blir

administrert.

12. rAAV-virionet eller den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse i
henhold til et hvilket som helst av krav 1-9, hvor fremgangsmaten omfatter

intravitreal injeksjon.

13. Et rekombinant adeno-assosiert virus (rAAV) virion som omfatter:
a) et variant AAV-kapsidprotein, hvor variant AAV-kapsidproteinet omfatter
en aminosyresekvens som har minst 95 % sekvensidentitet med SEKV ID

NR:1, og en insersjon av et peptid i kapsidprotein-GH-slgyfen i forhold til
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SEKV ID NR: 1, hvor peptidet omfatter aminosyresekvensen LALGETTRPA
(SEKV ID NR:45); og
b) en heterolog nukleinsyre som omfatter en nukleotidsekvens som koder
for et genprodukt,
hvor variant AAV-kapsidproteinet gir gkt infeksjonsevne i en retinalcelle av rAAV-
virionet, sammenlignet med infeksjonsevnen av retinalcellen av et AAV-virion som
omfatter et villtype-kapsidprotein som har aminosyresekvensen angitt i SEKV ID
NR:1.

14. rAAV-et i henhold til krav 13, hvor genproduktet er an anti-angiogent
polypeptid.

15. rAAV-et i henhold til krav 13, hvor insersjonssetet er innenfor570-611 i
forhold til SEKV ID NR:1, eller mellom aminosyrer 587 og 588 i forhold til SEKV
ID NR:1.
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