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X TURN)TUR i Ivt rod transdxn/ AAV2(quadYF+T-V)
AAV2 RUFI—4 0.3X*
AAV2(trpYF) RUFI—4 HEIh T
AAV2(quadYF+T-V) RUFI—4 1.0%
Va Z473)— 0.6X
Vb Z4731)— 1.5X
Vb(Y444+730F) F477)—+ B EMEET | 35X
Vb(Y272+444+730F)+T491V FATZ)—+HERRET | 44X
V2 S473Y)— 3.4X
V3 Z473)— 2.6X
P3-RGC1 (P2-V6) 4T3 — 1.5X
P3-PR3 Z4T3)— 1.6X
DGE-DF (AKA ‘V1V4 VR-V') Z4T3)— 2.5%
AAV-Tm8 RUFI—Y 1.8X

*000000000000D0OBoye et al. 2016 J. VirologyD OOOOOOOOODO

Ooooooooogoggog
OooooooooogoOogodg
OoooooooogogQgodg
OoooooooogoQgdg
OO0 ooooooogd
Oooooooooogodg
Oo0ooooooogodg
OO0 ooooooogd
OoOooooooood

v
w
O
O
O
O

- O
O
O

Oooooo Xx Oodogoooao
OooooooogoQoggoooao
O Ooogogodg

s e e e e s e e s s o [ o
OOooooood

OO0 o0 oooooogoQgQgogoooo
e e ) e s e O O e s

oo ooooooooOoogooooo

bcoooogpboooooooodgaoo
O Oooo

O Oooo

O O0ooo

tween O OODODOODOODODODODODOxOOODOODODODOOOOO

i R |

[ R |
O 0Ooo
O O0ooo
O O0ooo
O oOooo
O 0Ooo
O O0ooo
O x O 0O
O oOooo
O 0Ooo

O

O

[ o O o A [

Oooo 0
Ooood
Ooood

Oooooooooogodg

O
O

gboooobooobooooooan

Oo0ooooooogodg

good

OO0 ooooooogd
Ooooooood
oo oooooodg

Oo0ooooooogodg

OO0 ooooooogd

oo
s RiverO O

= 0o ooooogogQgogoaoQg

u
g
g
O
g
O
g
O
g
u
O

s3]

goooooog

mOooooooogd
OO0 4Qoooooogod
Ooooooood

>

O0O0O0O0o0oo0gooOoo
|
O o

Oooooooooogodg

Oo0ooooooogodg

OO0 ooooooogd
o booooooobod

Oooooooooogodg
o ODoooooooOooOod
o booooooobod
o Oboobooooooo0od
o ODoooooooo0od
o ODoooooooOooOgod
o booooooobod
o Oboobooooooo0od

o

»

QD

O
O
O
O
O

O

ubooboooboooboooboooboooboooan

DDDDDODDDDDDDDDD
ODoooUSoooooooOooOooao

Ooood

Oooo e ooooooOooOooaO

g
0
g
0
g

O

g
O
g

O
O
O
O

ooood
ooogdd
O tween(
ooogdd

ooood
ooood
ooood
ooood

O

g
O
g

O
O
O
O

O

O o O
I R
O o O
[ I
O o O
I R
O o O
[ I
O o O
I R
O o O
[ I

O 0Ooo
O O0ooo
O O0ooo
O oOooo
O 0Ooo
O O0ooo
O O0ooo
O oOooo
O 0Ooo
O O0ooo
O O0ooo
O oOooo

O

O

O

O

O

O

O

O

O

O

O

od
ood
oo

od
od
od
od

ooooooooooooOooocoooooooooobooboOobobooo
gobooboobooboobooboobooboobooooboonn
ubobododobduoboxtgbdoobodouobdxbooboooooooooho

10

20

30

40

50



oo ooooDoooog x goooao

OO0 o0oooDoooo oo oo oDooooo0ooooooo
OO0 oooooo oo oDoDoDoDoooogooooooo
OO0 0o oDoDoougog 0o oDoDoDoDooogoggoooooao

(35)

JP 7237843 B2 2023.3.13

goobogno
0o0oooooooODoDDOOoOCOO0O0U0OooooooooDaOM™. fascicularisd ddQd
gobobooboooobgoobobuooboboobuooDboboUobobnoonb
gobobooboobooobooobobuooboboobuobobobooboboonn
goboboobuooouobgouoboxgobuooooboobobooboooonb
gobobooboooobuooboboobobbooboboboboobobboonD
goooboooooboooboobooboobobooboboobobooboboobobooobDooobooono
goboboobootoobgooboboobobboobuoboboboUobobnoboonD
ooooboobooboobooboobooboobobDobobooboboobobooboboDooobDoono
gobobooboobotoobgoobobuoobobboobUoboboboUobobnoonD
gogbdogbuoobobogobuoobobuooboboobuoboboobooboboonn
gobobooboooobgooobobuoobuoboobuooDboboUobobooonD
g boobooboooobuoobobooboboobuoobobooboboboonn
goood

goboobooogno

ggao

BH(HS L U BT/1D) S M R xR DOB (54 TOEH)

1 {joseph/AN568L} HGGs LOK A—a—F (g3 3k [ R3/232013 {3.7 yes)
2 {Bus-Gus/BEIRE} RGis LOKA—a—F QX A—a—F 3192000 {(¥.5yrs)
3 {Rasheed/MREBG) 1R R QX AA—3—F 1N /N3 F [ 3/E2008 {85 yrsl

4 {8id/5RX) Py LOX A—a—F |G /A—a—F  |8/2/2010 {7.0yrs)

oogao
color

O
OJ
O

O

Oo0ooooooogogQgoaoQg
Oo0ooooogd
Oooooooogod
Ooo0ooooogd
Oo0ooooogd

Ooo0oooooogdg

I [ I
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go
O Ooogoo
I [ [
I Y I
O 0o o0go

O Ooogo
O O0ooo

Oooooooooo o oo oo ooooogogooo
O O0ooo

oo oo oooooo

I s [ s |

O

O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O

O
OJ
O
O
O
OJ
O
O
O
OJ
O
O
O
OJ
O
O
O
OJ
O
O
O
OJ
O
O
O
OJ
O
O
O
OJ
O

Oo0oooogogdg
Oooooooogod

O

OoooooQgogodg
Ooooooogogoodg
Oo0oooogogdg
Oooo0oooOoogoad
OoooooQgogodg
Ooooooogogoodg
Oo0oooogogdg
Oooo0oooOoogoad
OoooooQgogodg
Ooooooogogoodg
Oo0oooogogdg

OoOoooooodo
Oooooooog
Oooooooog
OOoooooodg
OoOoooooodo
Oooooooog
Oooooooog
OOoooooodg
OoOoooooodo
Oooooooog
Oooooooog
OOoooooodg
OoOoooooodo
Oooooooog
Oooooooog
OOoooooodg
OoOoooooodo

ubbodoobooboouobooboooboobooboobooooboaado
fundusO OO OOOOOOODODODOOOOOOOOOOOoOOODOD

10

20

30

40

50



I e e R [ e e e e s ey [ Iy

Y e s e e e e s e e e s I e e e e e e e e e e e e e e A s o |

e Y e e e s [ e s e e e e e s s [ [ |

O

O o0oo0o0pooooo0o o0 oo oo oo o0 oo oDooDooooo0o oo oDoDooo0oo0ooDooooogogogog

O

e e e e e s [ e e A s s [ [ |

O

e e e e e [ e e A s [y [

O

OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o
Oo0ooooooooooooooo
OO0 ooDoooooooooooo
OO0 oDooDoooogoggogogooooooo
Ooo0ooooooooooooooo-o

O O0Oogogog

O 0Oooo

O oOooo

O oOooo
OO oo

O 0Oooo

O oOooo
O oOooo

OO oo

O 0Oooo

O oOooo
O oOooo

OO oo

(36)

O 0Oooo
O oOooo

JP 7237843 B2 2023.3.13

O oOooo
OO oo
O 0Oooo
O oOooo
O oOooo
OO oo
O 0Oooo
O oOooo
O oOooo
OO oo
O 0Oooo
O oOooo
O oOooo
OO oo
O 0Oooo
O oOooo
O oOooo
OO oo
O 0Oooo

al0OO0OO0OOCanOOOCOOOOOOOOOOODODOOOOOOOOOOO

oooooooooooboooOoO0oOoooooooooooao
ooooag
and/or000000CDODOO0OODOCODOOODOCODOOODOODDOOD

OO0 oDoDooogog4gogooooao
Ooo0ooooooooooaoo
Oooooooooooooaoo
OoooDoooogogogooooao
OO0 oDoDooogog4gogooooao

Ooooooooood
OooooooogooQgodg

O O0OooQgogomgo

O

O

O

oo

O

O

O

Oooooooogogogoo-g
OOooooooogogdg

oo

0

O

OooooooooOoogod
OoooooooogogogogoQg
Oooooooogogogoo-g
Ooooooooggogg
OooooooooOoogod
OoooooooogogogogoQg
Oooooooogogogoo-g

O

oo

O

oo

ooooooooooao
ooooooooooao
O0Oand/or000o0an
ooooooooooano
Oand/or0 000000
ooooooooooao
0o0ooooooooao
ooooooooooao
0o0ooooooooao
ooooooooooao

OO0 ooooooog
Ooooooooood
Ooo0oooooooQg
OO0 ooooooog
OO0 ooooooog
Ooooooooood
Ooo0oooooooQg

gboooboobooboooboobo

0000000000000 00Oand/ord0000ooOO0OoOOoOobOOO
gobooboobooboooboobooboobU0orbbboobO
and/or00000COOO0ODODODOOOOCODODOOODCODDOOODODODOO
ooooooooooboboooocoooooooooboboDbooboboooo
goboooboobooboooboooboobooboooboooobooonn
oooooooooobobOooocooooooooooboobOOoboboooo
consistingof 00 O0DO0ODOODOO0DOODODODOODODOOODODDODDODODODDODOO
goooooooooooooooooooooooooooOobooooooooao
O0O0O00OorO0000OO0O0OOOODODDDOOCOOOUOOOOOOeitherO OO

10

20

30

40

50



(37) JP 7237843 B2 2023.3.13

one of DD OOOOOOODODODODOONly oneof0000CO0OOO
Oexactly one of 100D DO0OD0D0OODOODOODOOODOOOODODOO
oo0oo0oooooooooDooooooDoooooDoooooao
O000OO0O0D0OO0OO0D00O0OO0ODOCconsisting essentially of0 00
00000000000 oDoDooooooDoooooDoOooaon
O

O Oo0gooao
O 0Ooo0oo0ooOoao
O Ooo0oooao
O Oooo
[ R |
[ Ry |

OO0 oDooDoooogoggogogogooooaog
Oooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao
OooDoooooooooooao
Oooooooogogoooooao
Oo0DoDoDoooogoggogoooooao
Ooooooooooooooao

O 0Oooo
O o0Oooo
O o0Oooo
O oOooo
O 0Oooo
O o0Oooo
O o0Oooo
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O
O

Oo0oooooooooooDoooooo4o0ooDooooogoQgg
O oOooo

OO0 ooDoooogggUooooDoDooggdooDoDoooogogg
Oo0ooooooooooooDooooooooooooogQgog
Oo0oooooooo oo oDoooooo0ooDooooogoQgoog
Oo0oooooooooooDoooooooooDooooogoQgg

0o0oooooooooDoDooDo0o0o0ogooooooooDoDoDooDoooOoooooao

comprisingd 00000 O0ODOIncludingD00OODOOODOOOCcarryingO OO

O000O0OhavingDOOOOOOOOOCcontainingDOOOOOOOOdinvolving

O0O0O0OoOooOoODholdingDOOOOOOOOOCcomposed of1000ODODOOO
000o0ooo0oooDoDoDoo0o00o0oooooooDoDoDoooDooooooooao

OO000O0oOo0oO0oOoDoODDoOOOCOOdeconsistingofl0000O0OCOCOOOOOOOOC
onsisting essentially of 01D 00 00O0O0OOO0ODOODODOODODOODODOOOOODOOO
0000000000000 0D0O0O00O0OOManual of Patent Examining Procedure
siogoooonbo2111.0300ggooooooooOoOoO0O0oU0oOoOoooooooDoDooOoon

00000ooo0oo0ooooDoDoo0000O0Ocomprisingd0000000DO0DODDDOODOO

gooooooooobooOoOoOO0U0O0O0oUgUoUoUooooODoOOOOUoUOoUgUgooOooOoOece
onsisting of U0 O0O0O000ODODDDOOODODOOCconsisting essentially of01 00000

gooooooooooboooooOOoQoUoOogoUooooooooooOooUoOogogooao

000o0oooooooDoDooooo000oooooooDoDoDoDooDooooooooao

gooooooooooooood

e e s s e e e ) s e [ Iy



ogood
gooooobooao

=1A

SEXFR
®1B (Bt 7

2[E%FREh

- EI % FRER

Oo0oO0ooooan
m1C s

CL7ABC47TISRIFSATS—

(38) JP 7237843 B2 2023.3.13
gooogo
= 1C
BTSAIFS(TSU—
5 IANRSATS—
P
E
£
&
TI/EBME
ooogao
B2
ﬁiﬁfﬁmiliﬁﬂéhf:
R Bagyonn

wel-cre REPER

|

MRERRBLURE

{
{
i
i
{
h
{
{
i

FACST
GFPIE 1Rt E
#31

1

AAVERIR
5475Y— 3EA
2B B DRIR T

AAVZERIR
5475)— 1.2.3E8

21RMMDNAE Bl st _
AAVEXT YR FEPCRIEHR
RESNISAT S %S

10

20

30

40

50



ogood

HER (RIES

YT (RIIES
SUTUL (BRIES
TS (BIIES 1

TN (@IES

YT (RHIES

RYFUL ERIIES 18
NYFUs (RIES

RKyFUs (RIIES

YUk (@IES
NYT (RAIES
RYTFUR(RIIES

goood

FED (RIFS :29) 0SGAS

YTUR VI(RIIES
RYTUR V2(RAIES
RYTUR V3 (RAES
RUTUR V4(mAIES
NUTUR VS (RAIES
1SYTUh V6 (RIES
YTk VT RIIES

:12)
:24)

25)

11
126)
:27)
:28)

263

444
¥

3
o
3

(39)

JP 7237843 B2 2023.3.13

ogooao

l}_AV&hGRK‘! <&

\
LY

LGN:EA]
i
[IEER)
FrIUR
SAT5)—OWES

L3R

SLO #25H \@ﬁszﬂ BREBRBRE
H
|

FAT5)—DIvEs

BB/ PDE

PE-Texas Fad-

IR

i 0t
GFFP FITGA

ooooao

Lok ]

oy 2

= 6A

AAVZ2(quadY-F+T-V)

SESTOIBRAKICBFEINIREER

AAVZ-Va

10

20

30

40

50



(40) JP 7237843 B2 2023.3.13

Oooooa Oooooa
2 6B 6C
AAV2(Quad YF+T-V) e,
N 84
i
3 6
A
5
,<
o
10 10° 10" 10t 10°
PE-Texas Red-A
AAV2-Va o 40+ BT
A
X
kY
!
8
<
1
i
Yy
00 10° e 10" 10°
PE-Texas Red-A
Oooooa Oooooa
B TA 7B

10

20

30

40

50



goooao
B 8A

AAV2(quadY-F+T-V)

oY

Y

ESTOIBMKICERE SN REBRR

ooooa
= 8C
TR
8+

B\

|

I~

A

kY]

A

8

<

-

i

Y

BEBAD/ S—EVT—Y

AAVZ-Vb

(41)

JP 7237843 B2 2023.3.13

goooao

ooond

FLU (

= 8B

AAV2(QuadYF+T-V)

«
b
10
10" 10 10° 10" 10
PE-Texas Red-A
AAV2-Vb
<
o
T
O
20
10! 107 10° 10" 10°
PE-Texas Red-A
2 9
30
J000000
50080
000
150006
1000000
SOHOROG 4 O
|
. -
X 5 N
& v &
N &
2 &
&
4’»\
&

50



(42) JP 7237843 B2 2023.3.13

oooooan ogooooan

AAV2-V?2

B 1

o
S
=
o
|
[=
gooooao goooo
® 10C = 11
RN B
3-
- HENE "
—~ 250G
RS E
ny QOGN
3
HS 2
ge_l w 1SH000
TR
+ Q8 ~
S =)
ﬁﬁ d TN
<
B
gg; UGN
0 T i
< ~ 3
g <oF &
. &
O
RS

-

AAVIQY-F+T-V 14




oooooan

B

B 2

o 3

oooooo

- REBAZED

~F+T-V)&LEB LT

AAV2(quady:
E(A0YEE

ELE: 1 26012

AAVIQV-F+T-V

AAV2-V3

12A

AAV20 Y-F+T-V

12C

LT
N mmsE

HIRNE IR

(43)

ogooooan

GFP-A

ooooad

o 1

Y 2

Y3

Va

GFP-A

JP 7237843 B2 2023.3.13

= 12B

AAV2-V3

-10%10" 10% 10° 10"
PE-Texas Red-A

AAV2Q-YF+TV

2 10° 10° 10°
PE-Texas Red-.

Vb Va-YF

10

20

30

40

50



JP 7237843 B2 2023.3.13

=14

goooao

(44)

FIG. 13 continued

oooooog

10
20
30
40

HFER

B
£z
2 Mﬂ . 8
- & N 8%
g 25
vHY
i - SAH
A, AL+d- AOCAVY
Bh
hE
Y iy e an
g 58
— g e
@
—
o qx m
A
g -
UWr=<LVILIHKEEOC LFIDM
8 R B 2 % 9 O
Gk R Ay (O EHA - ol
O
BEe

FICTEON LN =L U
+H LY

_mm\vW|:m‘thlm..PoomG BEe

BEl DCEOARL N URBE
/i +WEY Gy Lok )by

AAV2(quadY-F+T-V)

e WP 02 ¥ £2ad
2C2NEE O L

Whz—ncc

Vb-YF+TV

Vb-YF

{d4D-uN) X6z (Aqnioiom N9T-d4D

9 B

[ iy

gooaao

50



goooao

goooao

(45) JP 7237843 B2 2023.3.13

goooao

m17 B 18
“ HESANEOEE
A AR,

3 2 § W 2R AR
K |
|
i §
(RT]
8
=
m \
|

.

e
\n,@&{ ¥

o &

goooao

=20
19

) Tovsl pTR-mCherry-BCNNNNNG
=OMb-THOFLIOE—S:
CMV ieTx/ 2 —

Avtoy mCherry svap KU
S X & G 1w
N ~ M{s\\m\\wm‘ N8
WPRE
TN
RIEOmCherry . CCCNNNNNAA

AR—H—FFI < ET 21—V E5RILAFRO/S—a—F

10

20

30

40

50



ogoooad
21
OD 1.0x B2 0So.1xm2
(3e11 vg) {3e10 vg)
oY 1
{loseph)
By 2 (Gus
Gus)
goood
W
[
=
g
&
E =
o
ng]
&3
E
E]
S
P
o]
7

(46)

goooao

22

ooooad

=24

o

YT}

sz

e

%

%

11w}

DS10AE (B3e

QB01Y BE et}

il

Sl

s

JP 7237843 B2 2023.3.13

10

20

30

40

50



JP 7237843 B2 2023.3.13

(47)

goooao

o
—

g

20

4 2 €92
IEZ OB OB 000U HL 2L =— L X dHNO B EE

NTLNV QT TELLA=— 14X dHNO EElE

ooood

0007237843000001.a

30

40

50



(48) JP 7237843 B2 2023.3.13

gboooooooog

Gynoooooo oo
U oooo 7/01 (2006.01) ooooo 7/01 ooooooo
U Ooooo  15/864(2006.01) ooooo 15/864 0000 OOO

@pooooooooooooo

(720000

(720000

(720000

(720000

(720000

(720000

oooo
(56) 0000

0O (US)
000000000000000 000 00000 0000
0000000000000
0000000 00000 O00000000000000000000 00000000000
0ooo0ooooooo
0000000 00000 O00000000000000000000 000000 00000
OoooooooO
0000000 O00O0000 00000000000000000 000 0000000
0DooOo 000
0000000000
0000000 00000 O00000000000000000000 00000000000
000000000000000000
0000000 O00O00 0000000000000000000000000 00000
000 000000000000 0000
000000000000
0000000 O00O0O0 0000000000000000 000 000 0000

Oalv OO
oobOooboooboooboooooooo

gbobooooboboboboooo
ooboooboooboooboooooooon
gogooobobobobooboobobooo
gbgboobobobobooboobaoboooo
uobooboobooboooboobooooooog

Gsyuooooooantclooon)

good
gbgobooboobobobooooboboboooobobobooooobobon
oo

gboboooboobobobooooboboobooo



	biblio-graphic-data
	claims
	description
	drawings
	reference-file-article
	overflow

