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Patentkrav

1. Sammensetning for anvendelse i behandling av muskeldystrofi hos et individ med
behov derav, hvori sammensetningen omfatter et rekombinant adeno-assosiert virus
(rAAV) AAVrh74.tMCK.hSCGA i en dose pa 5x10!3 vg/kg til 2x10%* vg/kg basert pd et
superkveilet DNA eller plasmid som kvantifiseringsstandarden, og hvori sammensetningen
formuleres for en systemisk administreringsvei, og videre hvori rAAV omfatter en
nukleotidsekvens med minst 90 %, 91 %, 92 %, 93 %, 94 %, 95 %, 96 %, 97 %, 98 %
eller 99 % identitet med SEQ ID NO: 4 og nukleotidsekvensen koder for et protein som
beholder alfa-sarkoglykanaktivitet.

2. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 1, hvori rAAV er i en dose 5x10%3
vg/kg, 1x10% vg/kg eller 2x101* vg/kg basert pa et superkveilet DNA eller plasmid som

kvantifiseringsstandarden.

3. Sammensetning for anvendelse i behandling av muskeldystrofi hos et individ med
behov derav, hvori sammensetningen omfatter et rekombinant adeno-assosiert virus
(rAAV) AAVrh74.tMCK.hSCGA i en dose pa 1,0 x 1013 vg/kg til 8,0 x 1013 vg/kg basert pd
et linearisert DNA eller plasmid som kvantifiseringsstandarden og hvori sammensetningen
formuleres for en systemisk administreringsvei, og videre hvori rAAV omfatter en
nukleotidsekvens med minst 90 %, 91 %, 92 %, 93 %, 94 %, 95 %, 96 %, 97 %, 98 %
eller 99 % identitet med SEQ ID NO: 4 og nukleotidsekvensen koder for et protein som
beholder alfa-sarkoglykanaktivitet.

4, Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 3, hvori sammensetningen omfatter
AAVrh74.tMCK.hSCGA i en dose pd 1,85 x 1013 vg/kg eller 7,41 x 103 vg/kg basert pa et

linearisert DNA eller plasmid som kvantifiseringsstandarden.

5. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 4,
hvori scAAVrh74.tMCK.hSGCA-konstruktet omfatter nukleotidsekvensen ifglge SEQ ID NO:
4,

6. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 5,
hvori nivaet av alfa-sarkoglykangenekspresjon i en celle til individet gkes etter
administrering av  sammensetningen sammenlignet med nivdet av alfa-
sarkoglykanenekspresjon fgr administrering av sammensetningen; eller hvori serum-CK-
nivaet i individet reduseres etter administrering av sammensetningen sammenlignet med

serum-CK-nivaet fgr administrering av sammensetningen; eller hvori antallet av alfa-
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sarkoglykanpositive fibre i muskelvevet til individet gkes etter administrering av
sammensetningen sammenlignet med antallet av alfa-sarkoglykanpositive fibre fgr

administrering av sammensetningen.

7. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 6,

hvori den systemiske administreringsveien er en intravengs rute.

8. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 7,
hvori sammensetningen formuleres for administrering ved injeksjon, infusjon eller

implantasjon.

9. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 8,

hvori sammensetningen formuleres for administrering ved infusjon.

10. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 9,
hvori sammensetningen formuleres for administrering ved en intravengs vei gjennom en

perifer lemvene.

11. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 10,

hvori muskeldystrofien er limb-girdle muskeldystrofi.

12. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 11,

hvori muskeldystrofien er limb-girdle muskeldystrofi type 2D (LGMD2D).

13. Sammensetningen for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 12,
hvori individet lider av limb-girdle muskeldystrofi, og sammensetningen formuleres for
administrering ved intravengs infusjon i en dose pa 5x1013 vg/kg til 2x10%4 vg/kg basert
pd et superkveilet DNA eller plasmid som kvantifiseringsstandarden, og hvori rAAV
omfatter scAAVrh74.tMCK.hSGCA-konstruktnukleotidsekvensen ifglge SEQ ID NO: 4.

14. Sammensetning for anvendelse for @ redusere et serum-CK-niva i et individ med
behov derav, sammensetningen omfattende scAAVrh74.tMCK.hSGCA-konstruktet
omfattende nukleotidsekvensen ifglge SEQ ID NO: 4.
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