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PATENTNI ZAHTJEVI

1.

e

10.

11.

12.

13.

14.

15.
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Transkripcijska kontrolna jedinica (TCU) od 2500 nukleotida u duZini koja sadrzi u 5’ do 3’ pravcu:
(a) podrudje kontrole lokusa (LLCR) koji sadrzi
(i) SEQID NOI;ili
(ii) sekvencu koja ima bar 90% identi¢nosti u sekvenci sa spomenutom sekvencom (a)(i); i
(b) element promotora koji sadrZi
(i) bar posljednjih 200 nukleotida SEQ ID NO: 17; ili
(i) bar posljednjih 200 nukleotida SEQ ID NO: 2 pri ¢emu nukleotidi koji odgovaraju nukleotidima 1934
do 1939 SEQ ID NO: 2 su zamijenjeni sa SEQ ID NO: 16; ili
(iii) sekvencu koja ima bar 90% identi¢nosti u sekvenci sa spomenutom sekvencom (b)(ii), pri ¢emu
nukleotidi koji odgovaraju nukleotidima 1934 do 1939 SEQ ID NO: 2 su zamijenjeni sa SEQ ID NO: 16;
spomenuta TCU pokazuje aktivnost promotora koji je specifi¢an za fotoreceptor kupaste stanice.
TCU prema patentnom zahtjevu 1, gdje (b) sadrzi:
(i) bar posljednjih 500 nukleotida SEQ ID NO: 17, ili
(ii) bar posljednjih 500 nukleotida SEQ ID NO: 2 gdje nukleotidi koji odgovaraju nukleotidima 1934 do 1939
SEQ ID NO: 2 su zamijenjeni sa SEQ ID NO: 16, ili
(iii) sekvencu koja ima bar 90% identi¢nosti u sekvenci sa spomenutom sekvencom (i1), gdje nukleotidi koji
odgovaraju nukleotidima 1934 do 1939 SEQ ID NO: 2 su zamijenjeni sa SEQ ID NO: 16;
spomenuta TCU pokazuje aktivnost promotora specifi¢nog za fotoreceptor kupaste stanice.
TCU prema patentnom zahtjevu 1 ili 2, gdje element promotora sadrZi bar posljednjih 200 nukleotida SEQ ID NO:
17.
TCU prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gdje element promotora sadrzi bar posljednjih 500
nukleotida SEQ ID NO: 17.
TCU prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gdje (b) sadrzi najmanje 200 nukleotida SEQ ID NO: 3.
TCU prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gdje (b) sadrZzi:
(i) SEQIDNO: 3;ili
(i) sekvencu koja ima najmanje 90% identiénosti u sekvenci sa spomenutom sekvencom (i); spomenuta TCU
pokazuje aktivnost promotora koji je specifican za fotoreceptor kupaste stanice, opcionalno gdje TCU sadrzi
SEQ ID NO: 4 ili SEQ ID NO: 15.
TCU prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1 do 5, pri ¢emu element promotora sadrzi SEQ ID NO: 5, opcionalno
gdje TCU sadrzi SEQ ID NO: 6.
TCU prema patentnom zahtjevu 1, pri ¢emu TCU sadrzi:
(a) LCR koji se sastoji iz SEQ ID NO: 1; 1
(b) element promotora koji se sastoji iz SEQ ID NO: 3.
Konstrukcija izraza koja sadrzi TCU prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, operativno povezan za
sekvencu koja ¢e biti izraZena na nadin specifiéan za fotoreceptor kupaste stanice.
Konstrukcija izraza prema patentnom zahtjevu 9, pri ¢emu operativno povezana sekvenca je CNGA3, CNGB3,
PDEG6C, PDE6H, GNAT2, KCNV2 ili CACNA2D4, opcionalno gdje:
(i) operativno povezana sekvenca se sastoji iz SEQ ID NO: 7, §, 9, 10, 11, 12, 13 ili 14, ili koja ima najmanje
80% identi¢nost u sekvenci sa SEQ ID NO: 7, 8, 9, 10, 11, 12, 13 ili 14 1 ima sposobnost da spasi funkciju
fotoreceptora kupaste stanice; i/ili
(ii) operativno povezana sekvenca se sastoji iz SEQ ID NO: 8, ili koja ima najmanje 80% identi¢nosti u sekvenci
sa SEQ ID NO: 8 i ima sposobnost da spasi funkciju fotoreceptora kupaste stanice.
Vektor koji sadrzi TCU prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1 do 8 ili konstrukciju izraza prema patentnom
zahtjevu 9 ili 10.
Vektor prema patentnom zahtjevu 11 koji je virusni vektor, opcionalno gdje je vektor adeno-asocirani virusni (AAV)
vektor.
Vektor AAV prema patentnom zahtjevu 12, pri éemu vektor sadrzi genom AAV ili njegov derivat, opcionalno pri
¢emu vektor sadrzi genom AAV ili njegov derivat, i gdje kapsida AAV je izvedena iz AAVS,
poZeljno gdje kapsida AAV je izvedena iz AAVS i konstrukcija izraza je definirana prema patentnom zahtjevu 9
ili 10,
poZeljno gdje je operativno povezana sekvenca CNGA3.
Vektor prema patentnom zahtjevu 13, gdje:
(a) navedeni derivat je himerni, mijeSani ili kapsidom modificirani derivat; i/ili
(b) navedeni AAV genom je iz prirodno izvedenog serotipa ili izolata ili klada AAV, opcionalno pri ¢emu je
spomenuti AAV genom iz AAV serotipa 2 (AAV2), AAV serotipa 4 (AAV4) ili AAV serotipa 8 (AAVSE) i/ili
pri éemu je kapsida izvedena iz AA VS, poZeljno gdje je genom izveden iz AAV?2, a kapsida je izvedena iz AAVS.
Stanica domacina koja sadrzi vektor prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 11 do 14 ili proizvodi virusni vektor
prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 11 do 14, opcionalno gdje je stanica domac¢ina HEK 293 ili HEK293T stanica.
Farmaceutski sastav koji sadrzi vektor prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 11 do 14 i farmaceutski prihvatljiv
nosac.
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17. Vektor prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 11 do 14 za upotrebu u postupku prevencije ili lije¢enja poremecaja
mreZnice.
18. Vektor za upotrebu prema patentnom zahtjevu 17, gdje:
(a) poremedaj mreznice je akromatopsija; i/ili
(b) lijeCenje ili prevencija je primjenom vektora prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 11 do 14 pacijentu
direktnom retinalnom, subretinalnom ili intravitrealnom injekcijom, opcionalno pri ¢emu se navedeni vektor
primjenjuje direktno u retinalni, subretinalni prostor ili intravitrealni prostor.
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