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Virion rekombinantnog adeno-povezanog virusa (rAAV), ili farmaceutski pripravak koji sadrzi navedeni virion,
naznacen time da je za upotrebu u postupku lijecenja ocne bolesti kod pojedinca kojem je to potrebno, pri ¢emu
pripravak sadrzi farmaceutski prihvatljivo pomo¢no sredstvo, te pri ¢emu virion rekombinantnog adeno-povezanog
virusa (rAAV) sadrzi:

a. varijantu AAV kapsidnog proteina, pri ¢emu varijanta AAV kapsidnog proteina sadrzi umetanje peptida u GH
petlju kapsidnog proteina u odnosu na odgovaraju¢i mati¢éni AAV kapsidni protein, pri ¢emu umetak sadrzi
sekvencu amino kiseline odabranu od LGETTRP (SEO ID NO: 13), NETITRP (SEQ ID NO: 14), KAGOANN
(SEQ ID NO: 15), KDPKTTN (SEQ ID NO: 16). KDTDTTR (SEQ ID NO:57), RAGGSVG (SEQ ID NO:58),
AVDTTKEF (SEO ID NO:59), i STGKVPN (SEO ID NO:60); i

b. heterolognu nukleinsku kiselinu koja sadrzi nukleotidnu sekvencu koja kodira genski produkt;

pri ¢emu varijanta kapsidnog proteina inficira stanicu mreZnice.

Virion tAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema zahtjevu 1, naznacen time daje mjesto umetanja unutar

amino kiselina 570-611 iz AAV2 kapsidnog proteina prikazanog u SEQ ID NO:1, ili odgovarajuée mjesto u

kapsidnom proteinu drugog AAV serotipa.

Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 2, naznacen time da

stanica mreZnice je fotoreceptor, ganglijska stanica mreZnice, Mullerova stanica, bipolarna stanica, amakrina

stanica, horizontalna stanica, ili pigmentirana epitelna stanica mreZnice.

Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 3, naznacen time da

navedeni tretman je putem intraokularne injekcije.

Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 4, naznacen time da

navedeni tretman je putem intravitrealne injekcije.

Virion tAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 5, naznacen time da o¢na

bolest je glaukom, retinitis pigmentosa, makularna degeneracija, retinoshiza, Leberova kongenitalna amauroza,

dijabeticka retinopatija, akromotopsija, ili sljepoca za boje.

Virion rekombinantnog adeno-povezanog virusa (rAAV) naznacen time da sadrzi:

a. varijjantu AAV kapsidnog proteina, pri ¢emu varijanta AAV kapsidnog proteina sadrzi umetanje peptida u GH
petlju kapsidnog proteina u odnosu na odgovaraju¢i mati¢éni AAV kapsidni protein, pri ¢emu umetak sadrzi
amino sekvencu amino kiseline odabranu od LGETTRP (SEQ 1D NO: 13), NETITRP (SEQ ID NO: 14).
KAGOANN (SEO ID NO: 15), KDPKTTN (SEQ ID NO: 16), KDTDTTR (SEQ ID NO:57). RAGGSVG
(SEQ ID NO:58), AVDTTKF (SEO ID NO:59), i STGKVPN (SEO ID NO:60), te pri ¢emu varijanta
kapsidnog proteina predaje infektivnost stanice mreZnice; i

b. heterolognu nukleinsku kiselinu koja sadrzi nukleotidnu sekvencu koja kodira genski produkt.

Virion TAAV prema zahtjevu 7, naznacen time daje mjesto umetanja unutar amino kiselina 570-611 iz AAV2

kapsidnog proteina prikazanog u SEQ ID NO: 1, ili odgovarajué¢e mjesto u kapsidnom proteinu iz drugog AAV

serotipa.

Virion rAAV prema bilo kojem od zahtjeva 7 do 8, naznaden time da stanica mreZnice je fotoreceptor, ganglijska

stanica mreZnice, Mullerova stanica, bipolarna stanica, amakrina stanica, horizontalna stanica, ili pigmentirana

epitelna stanica mreZnice.

Virion rAAV prema bilo kojem od zahtjeva 7 do 9, naznacen time da je genski produkt ometajuéa RNA, aptamer

ili polipeptid.

Virion rAAV prema zahtjevu 10, naznacen time daje polipeptid odabran iz skupine koju ¢ine: neurotrofni faktor

dobiven iz glija stanica, faktor rasta fibroblasta 2, neurturin, cilijarni neurotrofni faktor, nervni faktor rasta,

neurotrofni faktor dobiven iz mozga, epidermalni faktor rasta, rodopsin, X-vezani inhibitor apoptoze, retinoshizin,

RPE6S, retinitis pigmentosa GTPaza interakcijski protein-1, periferin, periferin-2, rodopsin, te Sonic hedgehog.

Farmaceutski pripravak naznacen time da sadrzi:

a. virion rekombinantnog adeno-povezanog virusa prema bilo kojem od zahtjeva 7 do 11; 1

b. farmaceutski prihvatljivo pomoc¢no sredstvo.

Izolirana nukleinska kiselina koja sadrZi nukleotidnu sekvencu koja kodira varijantu adeno-povezanog virusa

(AAV) kapsidnog proteina, naznafena time da je varijanta AAV kapsidnog proteina kako je definirano u bilo

kojem od zahtjeva 7 do 11.

Izolirana, genetski modificirana stanica domacin naznadena time da sadrzi nukleinsku kiselinu prema zahtjevu 13.
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