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1.

Adeno-asocirani virusni vektor koji sadrzi nukleinsku kiselinu, gdje nukleinska kiselina sadrzi DNK humanog
RDHI12 i gdje DNK humanog RDH12 kodira protein koji je najmanje 70%, 80%, 90%, 95% ili 99% identi¢an cijeloj
duzini sekvence SEQ ID NO:2, za uporabu u postupku za lije¢enje humanog subjekta koji ima oftalmolosko stanje
kao posljedicu jedne ili ve¢eg broja mutacija gubitka funkcije u genu koji kodira protein retinol-dehidrogenazu 12
(RDH12), gdje postupak obuhvaca primjenu adeno-asociranog virusnog vektora na najmanje jedno oko subjekta,
gdje je adeno-asocirani virusni vektor AAV-2, serotip-5 (AAV2/5), pri ¢emu se DNK RDHI2 nalazi pod
ekspresijskom kontrolom promotora humane rodopsin-kinaze 1 (hGRKI1), i pri éemu je oftalmolosko stanje
Leberova kongenitalna amauroza (LCA).
Adeno-asocirani virusni vektor za uporabu prema zahtjevu 1, gdje promotor hGRK1 sadrzi SEQ ID NO:3, ili

gdje DNK RDH12 sadrzi sekvencu koja je najmanje 60% ili 70% identi¢na SEQ ID NO:1, ili

koja obuhvaéa primjenu nukleinske kiseline u titru od oko 2 x 10'° virusnih genoma po mililitru (vg/mL) do titra

od oko 2 x 10'2 yg/mL, ili

pri ¢emu se nukleinska kiselina primjenjuje u subretinalni prostor.
Adeno-asocirani virusni vektor za uporabu prema zahtjevu 2, gdje se nukleinska kiselina primjenjuje u subretinalni
prostor pomoc¢u mikro injekcijske kanile koja je umetnuta u subretinalni prostor.
Adeno-asocirani virusni vektor za uporabu prema zahtjevu 1, gdje DNK humanog RDH12 kodira protein koji sadrzi
SEQ ID NO:2 i pri ¢emu se promotor hGRK sastoji od SEQ ID NO:3.
Adeno-asocirani virusni vektor koji sadrzi nukleinsku kiselinu koja kodira DNK humanog RDH12, gdje DNK
humanog RDH12 kodira protein koji je najmanje 70%, 80%, 90%, 95% ili 99% identican cijeloj duZini sekvence
SEQ ID NO:2, pri ¢emu je DNK RDH12 pod kontrolom promotora humane rodopsin-kinaze 1 (hGRK1), i gdje je
adeno-asocirani virusni vektor AAV-2, serotip-5 (AAV2/5).
Adeno-asocirani virusni vektor prema zahtjevu 5, gdje promotor hGRK1 sadrzi SEQ ID NO:3, ili gdje DNK
humanog RDH12 kodira protein koji sadrzi SEQ ID NO:2.
Adeno-asocirani virusni vektor prema zahtjevu 5 ili zahtjevu 6, gdje se promotor hGRK1 sastoji od SEQ ID NO:3.
Adeno-asocirani virusni vektor prema zahtjevu 5, gdje je DNK humanog RDH12 najmanje 60% ili 70% identi¢na
cijeloj duzini sekvence SEQ ID NO: 1.
Izolirana stanica-domacin koja sadrzi adeno-asocirani virusni vektor prema bilo kojem od zahtjeva 5 do 8.
Izolirana stanica-domacin prema zahtjevu 9, gdje stanica eksprimira humani protein RDH12.
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