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PATENTTIVAATIMUKSET

1. Adenoassosioitunut virus (AAV) -vektori, joka kasittda nukleiininapon, joka
koodaa geenituotetta, joka on valoherkkd ja/tai joka moduloi endogeenista
valoherkkdd signalointia valoreseptorisolussa, kaytettdvaksi menetelmassa
sellaisen potilaan naddén parantamiseksi, jolla on tappisolujen valoreseptorien
toimintahairié ja/tai degeneraatio, viemalld mainittua nukleiininappoa potilaan
terveisiin verkkokalvon tappisolujen valoreseptoreihin ja ilmentédmalla mainittua
geenituotetta niissé siten, ettd niiden valon voimakkuuksien alue, joihin tappisolujen
valoreseptori vastaa, laajenee ja/tai nopeus, jolla tappisolujen valoreseptori vastaa,

lisdantyy, jolloin:

geenituote on ArchT, Jaws (ydinhalorodopsiini), iC1C2 tai ROAP;
AAV-vektorin kapsidi on AAV8-kapsidi; ja

nukleiinihappo iimenee tappisoluspesifisen promoottorin valvonnassa.

2. AAV-vektori patenttivaatimuksen 1 mukaiseen kayttéon, jolloin AAV-vektorin

genomi on peraisin AAV2:sta.

3. AAV-vektori patenttivaatimuksen 1 tai patenttivaatimuksen 2 mukaiseen
kayttdéon, jolloin potilas karsii silmanpohjan rappeumasta, varisokeudesta tai

Leberin synnynnaisestéd amauroosista.

4, AAV-vektori patenttivaatimuksen 3 mukaiseen kayttéon, jolloin silméanpohjan
rappeuma on silmanpohjan ikarappeuma (AMD), perinnéllinen silménpohjan

rappeumasairaus tai perinnéllinen tappisoludystrofia.

5. Vektori patenttivaatimuksen 4 mukaiseen kayttéén, jolloin silméanpohjan

ikadrappeuma (AMD) on kostea tai neovaskulaarinen AMD tai geografinen atrofia.

6. AAV-vektori jonkin edeltavan patenttivaatimuksen mukaiseen kayttdéon,
jolloin tappisolujen valoreseptorin  signalointi laajenee mesooppiselle jaltai

fotooppiselle valaistusalueelle.

7. AAV-vektori jonkin edeltavan patenttivaatimuksen mukaiseen kayttdon,
jolloin tappisolujen valoreseptoreissa ilmenee parempi modulointivoimakkuus ja/tai

nopeampi aktivaatio-/inaktivaatiokinetiikka.
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8. AAV-vektori jonkin edeltavan patenttivaatimuksen mukaiseen kayttdéon,

jolloin potilaan mesooppinen ja/tai fotooppinen n&kd paranee.

9. AAV-vektori jonkin edeltavan patenttivaatimuksen mukaiseen kayttdéon,
jolloin  tappisoluspesifinen promoottori on rodopsiini  (Rho)-, neuraalinen
retinaspesifinen leusiinivetoketjuproteiini (NRL)- tai fosfodiesteraasi 6B (PDE6B) -

promoottori.

10. AAV-vektori jonkin patenttivaatimuksen 1-9 mukaiseen kayttdéén, jolloin
kayttod tapahtuu yhdessa toisen, nakéhairididen hoitoon tai ehkaisyyn kaytettavan

hoidon kanssa.

11.  AAV-vektori jonkin edeltdvan patenttivaatinuksen mukaiseen kayttédon,

jolloin geenituote on ArchT tai ROAP.
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