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Nukleinska kiselina koja kodira skra¢eni ljudski RPGR protein, gdje je skraceni ljudski RPGR protein bar 95%
identi¢an s punom duzinom SEK. ID. BR.:2.
Nukleinska kiselina prema zahtjevu 1, gdje:
nukleinska kiselina koja kodira skrac¢eni ljudski RPGR protein je pod kontrolom promotora ljudske rodopsin kinaze
(hRK); gdje
(a) hRK promotor sadrzi SEK. ID. BR.:5; ili
(b) hRK promotor se u bitnome sastoji od SEK. ID. BR.:5.
Nukleinska kiselina prema zahtjevu 1 ili 2, gdje nukleinska kiselina kodira skraceni ljudski RPGR protein koji sadrzi
SEK. ID. BR.:2.
Nukleinska kiselina prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 3, gdje nukleinska kiselina kodira skraceni ljudski RPGR
protein koji se sastoji od SEK. ID. BR.:2.
Nukleinska kiselina prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 4, gdje je nukleinska kiselina koja kodira skraceni ljudski
RPGR protein bar 95% identi¢na s punom duzinom SEK. ID. BR.:1.
Nukleinska kiselina prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 5, za upotrebu u tretiranju ljudskog subjekta koji ima X-
povezanu pigmentnu retinopatiju (XLRP) ili neko drugo oftalmolo§ko stanje uslijed mutacije gubitka funkcije gena
koji kodira retinitis pigmentosa GTPaza regulatorni (RPGR) protein.
Virusni vektor koji sadrZi nukleinsku kiselinu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 5.
Virusni vektor prema zahtjevu 7, koji je adeno-povezani virusni vektor, opcionalno gdje je adeno-povezani virusni
vektor AAV2ili AAVS.
Virusni vektor prema zahtjevu 8, gdje je adeno-povezani virusni vektor AAV2/8.
Virusni vektor prema bilo kojem od zahtjeva 7-9, za upotrebu u lijecenju ljudskog subjekta koji ima X-povezanu
pigmentnu retinopatiju (XLRP) ili neko drugo oftalmolo$ko stanje uslijed mutacije gubitka funkcije gena koji kodira
retinitis pigmentosa GTPaza regulatorni (RPGR) protein.
Izolirana stanica domacina koja sadrzi virusni vektor prema zahtjevima 7 do 9 ili nukleinsku kiselinu prema bilo
kojem od zahtjeva 1 do 5.
Izolirana stanica domacina prema zahtjevu 11, gdje stanica eksprimira skrac¢eni ljudski RPGR protein.
Adeno-povezani virusni vektor koji sadrzi nukleinsku kiselinu koja kodira skrac¢eni ljudski RPGR protein, gdje je
skra¢eni ljudski RPGR protein bar 95% identi¢an sa punom duzinom SEK. ID. BR.:2, za upotrebu u lijecenju
ljudskog subjekta koji ima X-povezanu pigmentnu retinopatiju (XLRP) ili neko drugo oftalmolosko stanje uslijed
mutacije gubitka funkcije gena koji kodira retinitis pigmentosa GTPaza regulatorni (RPGR) protein.
Virusni vektor za upotrebu prema zahtjevu 13, gdje je nukleinska kiselina koja kodira skraceni ljudski RPGR protein
pod kontrolom promotora ljudske rhodopsin kinaze (hRK).
Virusni vektor za upotrebu prema zahtjevu 13 ili 14, gdje:
(a) hRK promotor sadrZi ili se sastoji u bitnome od SEK. ID. BR.:5; i/ili
(b) nukleinske kiseline koja kodira skraceni ljudski RPGR protein koji sadrzi ili se sastoji u bitnome od
sekvence koja je bar 95% identi¢na sa SEK. ID. BR.: 1.
Virusni vektor za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 13-15, gdje je adeno-povezani virusni vektor AAV2 ili
AAVS.
Virusni vektor za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 13-15, gdje je adeno-povezani virusni vektor AAV2/8
Virusni vektor za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 13 do 17, gdje skraceni ljudski RPGR protein sadrzi SEK.
ID. BR.:2.
Virusni vektor za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 13 do 18, gdje skraceni ljudski RPGR protein se sastoji od
SEK. ID. BR.: 2.
Virusni vektor za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 13 do 19;
(a) gdje upotreba obuhvaca davanje nukleinske kiseline u niskoj dozi od oko 2 x 1010 vg/mL, srednjoj dozi od
oko 2 x 1011 vg/mL, ili visokoj dozi od oko 2 x 1012 vg/mL; and/or
(b) gdje je nukleinska kiselina davana u subretinalni prostor ;
opcionalno gdje je mikroinjekcijska kanila umetnuta u subretinalni prostor, temporalno optickom Zivcu i ba§ iznad
glavnih arkadnih Zila, tako da protok teku¢ine moZe biti usmjeren ka makuli.
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