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(54) SynP61, ПРОМОТОР, СПЕЦИФИЧЕСКИЙ В ОТНОШЕНИИ КЛЕТОК ПИГМЕНТНОГО
ЭПИТЕЛИЯ СЕТЧАТКИ ПРИМАТОВ

(57) Формула изобретения
1.Способ специфической экспрессии экзогенного гена в клеткахпигментного эпителия

сетчатки примата, причем указанный способ включает стадию доставки выделенной
молекулынуклеиновой кислоты, содержащейпоследовательность нуклеиновой кислоты
под SEQ ID NO:1 или состоящей из нее, или состоящей из последовательности
нуклеиновой кислоты из по меньшей мере 1500 п. о., характеризующейся по меньшей
мере 80% общей идентичностью с указанной последовательностью под SEQ ID NO:1,
в клетки пигментного эпителия сетчатки указанного примата, где указанная выделенная
молекула нуклеиновой кислоты приводит к специфической экспрессии экзогенного
гена в клетках пигментного эпителия сетчатки приматов, если последовательность
нуклеиновой кислоты, кодирующая указанный экзогенный ген, функционально связана
с указанной выделенной молекулой нуклеиновой кислоты.

2. Способ по п. 1, где указанная выделенная молекула нуклеиновой кислоты
дополнительно содержитминимальный промотор, например, минимальный промотор
под SEQ ID NO:2.

3. Способ по п. 1 или 2, где указанная выделенная молекула нуклеиновой кислоты
является частью кассеты экспрессии.

4. Способ по п. 3, где указанная кассета экспрессии является частью вектора.
5. Способ по п. 4, где указанный вектор представляет собой вирусный вектор.

Стр.: 1

R
U

2
0
2
0
1
2
1
3
9
0

A
R
U

2
0
2
0
1
2
1
3
9
0

A

http://www.fips.ru/cdfi/fips.dll/ru?ty=29&docid=2020121390


6. Применение выделенной молекулы нуклеиновой кислоты, содержащей
последовательность нуклеиновой кислоты под SEQ ID NO:1 или состоящей из нее, или
состоящей из последовательности нуклеиновой кислоты из по меньшей мере 1500 п. о.,
характеризующейся по меньшей мере 80% общей идентичностью с указанной
последовательностьюподSEQ IDNO:1, где указанная выделеннаямолекулануклеиновой
кислоты приводит к специфической экспрессии экзогенного гена в клетках пигментного
эпителия сетчатки приматов, если последовательность нуклеиновой кислоты,
кодирующаяуказанный экзогенный ген,функционально связана с указаннойвыделенной
молекулой нуклеиновой кислоты, для специфической экспрессии экзогенного гена в
клетках пигментного эпителия сетчатки примата.

7. Применение по п. 6, где указанная выделенная молекула нуклеиновой кислоты
дополнительно содержитминимальный промотор, например, минимальный промотор
под SEQ ID NO:2.

8.Применение по п. 6 или 7, где указанная выделеннаямолекула нуклеиновой кислоты
является частью кассеты экспрессии.

9. Применение по п. 8, где указанная кассета экспрессии является частью вектора.
10. Применение по п. 9, где указанный вектор представляет собой вирусный вектор.
11. Выделенная молекула нуклеиновой кислоты, содержащая последовательность

нуклеиновой кислоты под SEQ ID NO:1 или состоящая из нее, или состоящая из
последовательности нуклеиновой кислоты из по меньшей мере 1500 п. о.,
характеризующейся по меньшей мере 80% общей идентичностью с указанной
последовательностьюподSEQ IDNO:1, где указанная выделеннаямолекулануклеиновой
кислоты приводит к специфической экспрессии экзогенного гена в клетках пигментного
эпителия сетчатки приматов, если последовательность нуклеиновой кислоты,
кодирующаяуказанный экзогенный ген,функционально связана с указаннойвыделенной
молекулой нуклеиновой кислоты, для применения при лечении заболевания,
ассоциированного с пигментным эпителием сетчатки.

12. Выделенная молекула нуклеиновой кислоты для применения по п. 11, где
указанное заболевание, ассоциированное с пигментным эпителием сетчатки, выбрано
из группы, состоящей из возрастной макулярной дегенерации, пигментной дистрофии
сетчатки, диабетической ретинопатии и гипертрофии пигментного эпителия сетчатки.
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