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PATENTNI ZAHTJEVI

1.

Sl

10.

11.

12.

Konstrukcija vektora koja obuhvaéa promotor specifican za retinalni pigmentni epitel (RPE) i operativno povezanu
sekvencu polinukleotida, nazna¢ena time, $to promotor specifi¢an za RPE obuhvaca:
(a) sekvencu susjednih nukleotida iz SEQ ID NO:1 koji dodjeljuju ckspresiju specificnu za RPE na
operativno povezanoj sekvenci polinukleotida, ili
(b) sekvencu koja sadrzi sekvencu najmanje 90 %-tno identi¢nu sekvenci iz (a) i koja zadrzava djelovanje
promotora specifi¢nog za RPE,
i naznacena time, §to operativno povezana sekvenca polinukleotida obuhvaca sekvencu SEQ ID NO: 4.
Konstrukcija vektora prema patentnom zahtjevu 1, naznacena time, §to promotor specifi¢an za RPE obuhvaca:
(a) najviSe 1300 susjednih nukleotida iz SEQ ID NO:1, ili
(b) sekvencu koja je najmanje 90 %-tno identi¢na predmetnoj sekvenci od najvise 1300 susjednih nukleotida
iz SEQ ID NO:1 i koja zadrzava djelovanje promotora specificnog za RPE.
Konstrukcija vektora prema patentnom zahtjevu 2, naznacena time, §to promotor specifi¢an za RPE obuhvaca:
(a) najviSe 800 susjednih nukleotida iz SEQ ID NO:1, ili
(b) sekvencu koja je najmanje 90 %-tno identi¢na predmetnoj sekvenci od najvise 800 susjednih nukleotida iz
SEQ ID NO: 1 i koja zadrzava djelovanje promotora specifi¢nog za RPE, opcionalno
naznacena time, §to promotor specifi¢an za RPE obuhvaca:
(a) sekvencu SEQ ID NO: 2 ili sekvencu nukleotida 12-761 iz SEQ ID NO: 2, ili
(b) sekvencu koja je najmanje 90 %-tno identi¢na predmetnoj sekvenci SEQ ID NO: 2, ili koja sadrzi
nukleotide 12-761 iz SEQ ID NO:2, i koja zadrZava djelovanje promotora specifi¢nog za RPE.
Konstrukcija vektora prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, naznacena time, §to je predmetna
sekvenca iz (a) ili (b) duga najmanje 500 nukleotida.
Vektor koji obuhvaca konstrukciju vektora prema bilo kojem patentnom zahtjevu od 1 do 4.
Vektor prema patentnom zahtjevu 5, naznacen time, $to je predmetni vektor virusni vektor.
Vektor prema patentnom zahtjevu 6, naznacen time, $to je vektor vektor adenoasociranog virusa (AAV) ili
obuhvaca genom AAV-a ili njegov derivat, opcionalno
naznacen time, $to derivat predstavlja kimerni derivat, rekombinirani derivat ili derivat modificiran kapsidom.
Vektor prema patentnom zahtjevu 7, naznacen time, $to genom AAV-a potjece iz deriviranog serotipa ili izolata ili
kladusa AAV-a, opcionalno
naznacen time, §to genom AAV-a potjece iz serotipa 2 AAV-a (AAV2), serotipa 4 AAV-a (AAV4), serotipa 5
AAV (AAVS) ili serotipa 8 AAV-a (AAVS) i/ili naznacen time, §to je kapsid dobiven iz AAVS ili AAVS,
poZeljno
naznacen time, §to je genom AAV-a dobiven iz AAV2, a kapsid je dobiven iz AAV5 ili AAVS.
Stanica domaéina koja sadrzi vektor prema patentnom zahtjevu 5 ili proizvodi virusni vektor prema bilo kojem
patentnom zahtjevu od 6 do 8, opcionalno naznalena time, Sto stanica domacina jeste stanica HEK293 ili
HEK293T.
Farmaceutski pripravak koji obuhvaéa vektor prema bilo kojem patentnom zahtjevu od 5 do 8 i farmaceutski
prihvatljivi nosac.
Vektor prema bilo kojem patentnom zahtjeva od 5 do 8 za primjenu u metodi sprjeavanja ili lije¢enja retinalne
distrofije.
Vektor za primjenu prema patentnom zahtjevu 11, naznacen time, §to:
(a) retinalna distrofija je Leberova kongenitanla amauroza (LCA), starosna makularna degeneracija (AMD),
o¢ni albinizam okulokutanog tipa 1 ili tipa Nettleship-Falls ili deficijencija MERTK-a; i/ili
(b) lijeCenje ili prevencija postize se primjenom vektora prema bilo kojem patentnom zahtjevu od 5 do 8 u
pacijenta putem izravne retinalne, subretinalne ili intravitrealne injekcije, opcionalno
naznacen time, $to se¢ vektor primjenjuje izravno u retinalni, subretinalni prostor ili intravitrealni prostor.
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