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PATENTTIVAATIMUKSET

1. Rekombinantti AAVrh74-vektori, Jjoka kasit-
td4a lihasspesifisen saatelyelementin, Jjoka on toimin-
nallisesti yhdistetty nukleotidisekvenssiin SEQ ID NO:
7.

2. Patenttivaatimuksen 1 mukainen rekom-
binantti AAVrh74-vektori, Jjossa lihasspesifinen saate-
lyelementti on perdisin lihaskreatiinikinaasista (MCK).

3. Patenttivaatimuksen 2 mukainen rekom-
binantti AAVrh74-vektori, Jjossa lihasspesifinen saate-
lyelementti kasittaa nukleotidisekvenssin SEQ ID NO: 10
tai SEQ ID NO: 11.

4. Koostumus, Jjoka kasittaa Jjonkin patentti-
vaatimuksista 1-3 mukaisen rekombinantti AAVrh74-vekto-
rin ja farmaseuttisesti hyvaksyttavan kantajan.

5. Jonkin patenttivaatimuksista 1-3 mukainen
rekombinantti AAVrh74-vektori tai patenttivaatimuksen 4
mukainen koostumus kaytettavaksi lihasdystrofian hoi-
dossa.

6. Jonkin patenttivaatimuksista 1-3 mukainen
rekombinantti AAVrh74-vektori tai patenttivaatimuksen 4
mukainen koostumus kaytettavaksi fibroosin vahenta-
miseksi tai esté@miseksi lihasdystrofiaa sairastavalla
kohteella.

7. Jonkin patenttivaatimuksista 1-3 mukainen
rekombinantti AAVrh74-vektori tai patenttivaatimuksen 4
mukainen koostumus kaytettavdksi lihasvoiman tai lihas-
massan lisadamiseksi lihasdystrofiaa sairastavalla koh-
teella.

8. Rekombinantti AAVrh74-vektori tai koostumus
kaytettavaksi jonkin patenttivaatimuksista 5-7 mukai-
sesti, Jjossa rekombinantti AAVrh74-vektori tai koostu-
mus annetaan ennen kuin kohteella havaitaan fibroosia
tai ennen kuin lihasvoima wvahenee kohteella tail ennen

kuin lihasmassa vahenee kohteella.
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9. Rekombinantti AAVrh74-vektori tai koostumus
kaytettavaksi jonkin patenttivaatimuksista 5-8 mukai-
sesti, Jjossa kohde karsii Duchennen lihasdystrofiasta.

10. In vitro -menetelmd funktionaalisen mik-
rodystrofiiniproteiinin tuottamiseksi, Joka kéasittaa
isdntasolun infektoimisen jonkin patenttivaatimuksista
1-3 mukaisella rekombinantilla AAVrh74-vektorilla Ja
funktionaalisen mikrodystrofiiniproteiinin ilmentamisen

isantasolussa.
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