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Patenttivaatimukset

1.

6.

Yksittédinen luokan 2 CRISPR polynukleotidi, johon siséltyy:

kohdentava alue, johon siséltyy deoksiribonukleiinihappo (DNA); ja

aktivoiva alue mainitun kohdentavan alueen vieressa, joka kasittda DNA:ta;

missa mainittuun aktivoivaan alueeseen sisaltyy kantasilmukkarakenne ja se kykenee
vuorovaikutukseen Cpf1:n kanssa.

Patenttivaatimuksen 1 yksittdinen luokan 2 CRISPR polynukleotidi, misséd kohdentavaan
alueeseen sisédltyy DNA:n ja RNA:n seos ja/tai aktivoivaan alueeseen sisdltyy DNA:n ja
RNA:n seos.

Luokan 2 CRISPR jarjestelma, johon siséltyy:

(i) kummassa tahansa patenttivaatimuksista 1 - 2 maaritellyn kaltainen yksittainen
polynukleotidi; ja
(i) Cpf1.

Patenttivaatimuksen 3, Iluokan 2 CRISPR jarjestelma, joka Ilisédksi kasittaa
luovuttajapolynukleotidin.

Kohdenukleiinihapon molekyylin in vitro modificintimenetelma, johon sisaltyy mainitun
kohdenukleiinihapon molekyylin, jossa on kohdesekvenssi, kosketuksiin asettaminen

seuraavien kanssa:
(i) yksittdinen polynukleotidi, johon sisaltyy

(a) kohdentava alue, joka kasittdd deoksiribonukleiinihapon (DNA) ja on
konfiguroitu hybridisoitumaan kohdesekvenssiin; ja

(b) kohdentavan alueen vieressa oleva aktivoiva alue, joka sisaltda DNA:ta ja
missa aktivoiva alue kasittaa kantasilmukkarakenteen; ja

(i) Cpf1, jossa Cpf1 sitoutuu yksittdisen polynukleotidin aktivoivaan alueeseen, missa
mainittu kohdenukleiinihapon molekyyli on pilkottu,
missa mainittu kohdenukleiinihapon molekyyli kasittdd DNA:ta.

Luokan 2 CRISPR-jarjestelmd kéaytettdvaksi menetelmassd kohdenukleiinihapon
molekyylin modifioimiseksi in vivo, missa mainittuun CRISPR-jarjestelmaan sisaltyy:

(i) yksittdinen polynukleotidi, johon sisdltyy (a) kohdentava alue, johon siséltyy
deoksiribonukleiinihappo (DNA) ja
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konfiguroitu hybridisoitumaan kohdesekvenssiin; ja b) kohdentavan alueen vieressa
oleva aktivoiva alue, johon siséltdd DNA:a, missa aktivoiva alue Kkasittda
kantasilmukkarakenteen; ja

(i) Cpf1;

ja mainittuun menetelmaan sisaltyy mainitun kohdenukleiinihapon molekyylin, jossa
on in vivo kohdesekvenssi, asettaminen kosketuksiin CRISPR jarjestelman kanssa,
missa Cpf1 sitoutuu yksittdisen polynukleotidin aktivoivan alueen ja missa mainittu
kohdenukleiininapon molekyyli on pilkottu,

missa mainittu kohdenukleiinihapon molekyyli kasittdd DNA:ta.

Menetelma tai CRISPR-jarjestelma kaytettavaksi jonkin patenttivaatimuksista 5 - 6
mukaisesti, joka lisaksi kasittad luovuttajapolynukleotidin jarjestamisen.

In vitro menetelmd@ vahintddn yhden geenin ftranskription moduloimiseksi
kohdenukleiinihapon molekyylissa, mainittuun menetelmaan siséltyessa kohteena olevan
nukleiinihapon molekyylin, jolla on kohdesekvenssi, asettaminen kosketuksiin seuraavien
kanssa:

(i) yksittdinen polynukleotidi johon sisaltyy

(a) kohdentava alue, joka kasittdd deoksiribonukleiinihapon (DNA) ja on
konfiguroitu hybridisoitumaan kohdesekvenssiin; ja

(b) kohdentavan alueen vieressa oleva aktivoiva alue, joka sisdltdad DNA:ta ja
missa aktivoiva alue kasittaa kantasilmukkarakenteen; ja

(i) a Cpf1,

missa Cpf1:lla ei ole nukleaasiaktiivisuutta, missa Cpf1 sitoutuu yksittaisen polynukleotidin
aktivoivaan alueeseen, missa yksittdisen polynukleotidin kohdentava alue hybridisoituu
kohdesekvenssiin, jolloin vahintddn yhden geenin transkriptio kohdenukleiinihapon
molekyylissa on moduloitu.

Luokan 2 CRISPR jarjestelma kaytettavaksi menetelmassa, jolla moduloidaan vahintaan
yhden geenin transkriptio kohdenukleiinihapon molekyylissa in vivo, missd mainittuun
CRISPR jarjestelmaan sisaltyy:

(i) yksittdinen polynukleotidi, johon sisaltyy

(a) kohdentava alue, joka kasittdd deoksiribonukleiinihapon (DNA) ja on
konfiguroitu hybridisoitumaan kohdesekvenssiin; ja
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(b) kohdentavan alueen vieressa oleva aktivoiva alue, joka siséltda DNA:ta ja
missa aktivoiva alue kasittaa kantasilmukkarakenteen; ja

(i) a Cpf1,

missa Cpfl:lla ei ole nukleaasiaktiivisuutta; ja mainittuun menetelmaan sisaltyy
kohdenukleiinihapon molekyylin, jolla on kohdesekvenssi, asettaminen in vivo
kosketukseen CRISPR jarjestelman kanssa, missa Cpf1 sitoutuu yksittaisen polynukleotidin
aktivoivaan alueeseen, missa yksittdisen polynukleotidin kohdentava alue hybridisoituu
kohdesekvenssiin ja missa vahintaan yhden geenin transkriptio kohdenukleiinihapon
molekyylissa moduloidaan.

Menetelmad tai CRISPR jarjestelma kaytettédvéksi jonkin patenttivaatimuksista 5 - 9
mukaisesti, missd kohdentava alue ja/tai aktivoiva alue kasittdd DNA:n ja RNA:n seoksen.

Menetelmad tai CRISPR-jarjestelma kaytettavaksi jonkin patenttivaatimuksista 5 - 10
mukaisesti, missa solu, jossa menetelma tapahtuu, valitaan ryhmastd, joka koostuu
bakteerisolusta, arkeaalisesta solusta, kasvisolusta, levasolusta, sienisolusta,
selkarangattoman solusta, selkarankaisen solusta, nisakassolusta ja ihmisen solusta.

Jonkin patenttivaatimuksista 1 - 2 yksittdinen luokan 2 CRISPR polynukleotidi, jonkin
patenttivaatimuksista 3 - 4 luokan 2 CRISPR jarjestelma3, tai jonkin patenttivaatimuksista
5- 11 menetelméat tai CRISPR jarjestelmat kaytettavaksi, missa Cpf1 on peraisin Francisella
novicida U112 tai Acidaminococcus sp. BV3L6 bakteerista.
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