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PATENTTIVAATIMUKSET

1. Rekombinanttisen adenoassosioituneen
viruksen (rAAV) partikkeli kaytettavdksi menetelmiassa
silmdsairauden hoitamiseksi nisakkaassa, Jjolloin
mainittu menetelma kasittaa heterologisen
nukleiinihapon luovuttamisen yksildn silm&édn, Jjolloin
mainittu menetelmd kasittdd mainitun rekombinanttisen
adencassosioituneen viruksen (rAAV) partikkelin
antamisen vyksilén verkkokalvon alle, Jolloin rAAV-
partikkeli kasittaa

a) rekombinanttisen AAVZ2:n (rAAV2) kapsidin,
Jjoka kasittaa AAV2-kapsidiproteiineja, Jjotka
kasittavat yhden tai useampia
aminohapposubstituutioita asemista R484, R487, K527,
K532, R585 ja/tai R588 vyhdessa tai useammassa, Jjossa
numerointi perustuu AAV2:n VPl:n numerointiin,

jolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio on substituutio hydrofobisella
aminohappotahteellad, ja

jolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio vahentaa rARAV-partikkelin
sitoutumista heparaanisulfaattiproteoglykaaniin, ja

b) rAAV-vektorin, Jjoka kadsittdad heterologisen
nukleiinihapon Jja ainakin vyhden AAV:n kaanteisen
terminaalitoisteen.

2. Koostumus, Jjoka kasittaa
rekombinanttisen adenoassosiocituneen viruksen (rAAV)
partikkelin kaytettdvaksi menetelmdssa silmasairauden
hoitamiseksi vyksildssa, Jolloin mainittu menetelma
kasittaa mainitun koostumuksen subretinaalisen
luovuttamisen vyksildn verkkokalvoon, Jolloin rAAV-
partikkelit kasittavat

a) rARAV2-kapsidin, Jjoka kasittaa ARAV2 -
kapsidiproteiineja, Jjotka kasittavat vhden tai
useampia aminohapposubstituutioita asemista R484,
R487, K527, K532, R585 Jja/tai R588 vyhdessa tai

useammassa, Jossa numerointi perustuu AAV2:n VPl:n
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numerointiin,

jolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio on substituutio hydrofobisella
aminohappotahteellad, ja

jolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio vahentaa rARAV-partikkelin
sitoutumista heparaanisulfaattiproteoglykaaniin, ja

b) rAAV-vektorin, Jjoka kadsittdad heterologisen
nukleiinihapon Jja ainakin vyhden AAV:n kaanteisen

terminaalitoisteen.

3. rAAV-partikkeli kaytettavaksi
patenttivaatimusten 1 mukaisesti tai koostumus
kaytettavaksi patenttivaatimuksen 2 mukaisesti,

jolloin heterologinen nukleiinihappo on operoitavasti
kytketty promoottoriin, Jjoka on soveltuva
terapeuttisen polypeptidin tai terapeuttisen
nukleiinihapon ilmentédmiseen vyhdessd tal useammassa

verkkokalvosolujen tyypissa.

4, rAAV-partikkeli kaytettavaksi
patenttivaatimuksen 3 mukaisesti tai koostumus
kaytettavaksi patenttivaatimuksen 3 mukaisesti,

jolloin verkkokalvosolu on fotoreseptorisolu.

5. Koostumus kaytettavaksi Jjonkin
patenttivaatimuksista 2-4 mukaisesti, Jjolloin
heterologista nukleiinihappoa kaytetaan hoitamaan
silmé&sairautta ihmisessa valittuna ryhméasta, Jjoka
koostuu autosomin kautta resessiivisesti periytyvasta

varhain alkavasta vaikeasta verkkokalvorappeumasta

(Leberin synnynnainen amauroosi), synnynnaisesta
akromatopsiasta, Stargardtin taudista, Bestin
taudista, Doynen taudista, tappisoludystrofiasta,
verkkokalvon pigmenttisurkastumasta, X-
kromosomaalisesta retinoskiisista, Usherin
oirevyhtymasta, silmé&npohjan ikarappeumasta,
atrofisesta silmé&npohjan ikarappeumasta,
neovaskulaarisesta silmé&npohjan ikarappeumasta,

diabeettisesta makulopatiasta, proliferatiivisesta
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diabeettisesta retinopatiasta (PDR) , kystisesta
makulaturvotuksesta, sentraalisesta seroosista
retinopatiasta, verkkokalvon irtaumasta,
silmé&nsisaisesta tulehduksesta, glaukoomasta Jja

posteriorisesta uveiitista.
6. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1 Jja 3-4 mukaisesti tai

koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista

2-5 mukaisesti, Jjolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio vahentaa rARAV-partikkelin
sitoutumista heparaanisulfaattiproteoglykaaniin

vahintaan noin 10 %, wvahintidan noin 25 %, wvahintaan
noin 50%, wvahintaan noin 75%, tai wvahintaan noin 100

7. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 ja 6 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2-6 mukaisesti, jolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio kasittaa arginiini- tai
lysiinitahteen substituution alaniinitdhteella.

8. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 Jja ©6-7 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2=7 mukaisesti, jolloin vksi tai useampi
aminohapposubstituutio kasittaa substituutiot asemissa
R484 ja R487 tai asemissa R585 ja R588, numerointi
AAVZ2:n VPl:een perustuen.

9. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 Jja 6-8 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2-8 mukaisesti, jolloin AAV2-kapsidiproteiinit
kasittavat aminohapposubstituutiot R5L585A ja Rb5L88A,
numerointi AAV2:n VPl:een perustuen.

10. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 Jja 6-9 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista

2=-9 mukaisesti, jolloin AAV2-kapsidiproteiinit
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kasittavat aminohapposubstituution K532A, numerointi
AAVZ2:n VPl:een perustuen.

11. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 ja 6-10 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2-10 mukaisesti, jolloin rAAV-partikkeli kasittaa
vhden tai useampia AAV2-kapsidiproteiineja, Jjoilla on
vahintdaan noin 90 %, wvahintdan noin 91 %, wvahintaan
noin 92 %, wvahintaan noin 93 %, vahintaan noin 94 %,
vahintdaan noin 95 %, wvahintdan noin 96 %, vahintaan
noin 97 %, vahintaan noin 98 %, vahintdan noin 99 %
tai 100 % sekvenssi-identtisyytta SEQ ID NO:ihin 2, 4
tai 6 néahden.

12. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 Jja 6-11 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2-11 mukaisesti, Jjolloin heterologinen nukleiinihappo
koodaa polypeptidia wvalittuna ryhmastd, Jjoka koostuu
antioksidantista, neurotrofisesta tekijasta,
antiapoptoottisesta tekijasta, antiangiogeenisesta
tekijasta ja anti-inflammatorisesta tekijasta.

13. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 Jja 6-11 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2-11 mukaisesti, Jjolloin heterologinen nukleiinihappo
koodaa terapeuttista nukleiinihappoa.

14. rAAV-partikkeli kaytettavaksi jonkin
patenttivaatimuksista 1, 3-4 Jja 6-13 mukaisesti tai
koostumus kaytettavaksi Jjonkin patenttivaatimuksista
2-13 mukaisesti, jolloin rAAV-vektori on itsensa

suhteen komplementaarinen rAAV-vektori.



	Page 1 - BIBLIOGRAPHY
	Page 2 - CLAIMS
	Page 3 - CLAIMS
	Page 4 - CLAIMS
	Page 5 - CLAIMS

