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Adeno-povezani virusni (AAV) vektor koji sadrzi nukleinsku kiselinu koja kodira genski proizvod koji je osjetljiv
na svjetlost i/ili koji modulira endogenu signalizaciju koja je osjetljiva na svjetlost u fotoreceptorskoj stanici, za
upotrebu u postupku poboljsanja vida kod pacijenta disfunkcijom 1i/ili degeneracijom fotoreceptora Cepica
uvodenjem spomenute nukleinske kiseline u zdrave fotoreceptore Stapi¢e u mreznjaci pacijenta i ekspresiji u njoj
spomenutog genskog proizvoda, tako da je opseg svjetlosnih intenziteta na koji fotoreceptorska stanica Stapica
reagira proSiren i/ili brzina na kojoj fotoreceptorska stanica reagira na svjetlost je povecana, pri emu:
genski proizvod je ArchT, Jaws (cruxhalorodopsin), iC1C2, ili ROAP;
kapsid vektora AAV je kapsid AAVS, i nukleinska kiselina koja je eksprimirana pod kontrolom promotora
specificnog za Stapic.
Vektor AAV za upotrebu prema zahtjevu 1, pri ¢emu je genom vektora AAV izveden iz AAV2.
Vektor AAV za upotrebu prema zahtjevu 1 ili zahtjevu 2, gdje pacijent boluje od makularne degeneracije,
akromatopsije ili Leberove kongenitalne amauroze.
Vektor AAV za upotrebu prema zahtjevu 3, gdje je makularna degeneracija makularna degeneracija povezana sa
uzrastom (AMD), nasljedno stanje makularne degeneracije ili nasljedna distrofija epica.
Vektor za upotrebu prema zahtjevu 4, gdje je makularna degeneracija povezana sa uzrastom (AMD) vlazna ili
neovaskularna AMD ili geografska atrofija.
Vektor AAV za upotrebu prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva, gdje je signalizacija fotoreceptora Stapica
prosirena u mezopski i/ili fotopski opseg osvjetljenja.
Vektor AAV za upotrebu prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva, gdje fotoreceptori Stapici ispoljavaju poboljsanu
ja¢inu modulacije i/ili kinetike brze aktivacije/inaktivacije.
Vektor AAV za upotrebu prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva, gdje je poboljsan mezopski i/ili fotopski vid
pacijenta.
Vektor AAV za upotrebu prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva, gdje je promoter specifi¢an za Stapi¢ Rodopsin
(Rho), protein leucinski zatvara¢ specifican za neuralnu mreznjacu (NRL) ili promoter fosfodiesteraze 6B (PDE6B).
Vektor AAV za upotrebu prema bilo kojem zahtjeva 1 do 9 u kome je upotreba u kombinaciji s drugom terapijom
za lijecenje ili prevenciju poremecaja vida.
Vektor AAV za upotrebu prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva, gdje je genski proizvod ArchT ili ROAP.
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