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PATENTTIVAATIMUKSET

1. Nukleiinihappo, joka koodaa lyhennettyd humaania RPGR-proteiinia, jolloin
lyhennetty humaani RPGR-proteiini on vahintdan 95 % identtinen sekvenssin nro 2

koko pituuden kanssa.
2. Patenttivaatimuksen 1 mukainen nukleiinihappo, jolloin:

nukleiinihappo, joka koodaa lyhennettyd humaania RPGR-proteiinia, on humaanin

rodopsiinikinaasi (hRK) -promoottorin valvonnassa, jolloin
(a) hRK-promoottori kasittéda sekvenssin nro 5; tai
(b) hRK-promoottori koostuu olennaisesti sekvenssista nro 5.

3. Patenttivaatimuksen 1 tai 2 mukainen nukleiinihappo, jolloin nukleiinihappo

koodaa lyhennettya humaania RPGR-proteiinia, joka kasittéda sekvenssin nro 2.

4, Jonkin  patenttivaatimuksen 1-3 mukainen nukleiinihappo, jolloin
nukleiinihappo koodaa lyhennettyd humaania RPGR-proteiinia, joka koostuu

sekvenssista nro 2.

5. Jonkin  patenttivaatimuksen 1-4 mukainen nukleiinihappo, jolloin
nukleiinihappo, joka koodaa lyhennettyéd humaania RPGR-proteiinia, on vahintaan

95 % identtinen sekvenssin nro 1 koko pituuden kanssa.

6. Jonkin patenttivaatimuksen 1-5 mukainen nukleiinihappo ké&aytettavaksi
sellaisen ihmispotilaan hoidossa, jolla on X-kromosomaalinen
verkkokalvorappeuma  (XLRP) tai muu  silmasairaus, joka johtuu
verkkokalvorappeuman GTPaasin saatelyproteiinia (RPGR-proteiinia) koodaavan

geenin toiminnanmenetysmutaatiosta.

7. Virusvektori, joka kasittdd jonkin patenttivaatimuksen 1-5 mukaisen

nukleiinihapon.

8. Patenttivaatimuksen 7 mukainen virusvektori, joka on adenoassosioitunut

virusvektori, jolloin adenoassosioitunut virusvektori on valinnaisesti AAV2 tai AAVS.

9. Patenttivaatimuksen 8 mukainen virusvektori, jolloin adenoassosioitunut
virusvektori on AAV2/8.
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10. Jonkin patenttivaatimuksen 7-9 mukainen virusvektori kaytettavaksi
sellaisen ihmispotilaan hoidossa, jolla on X-kromosomaalinen
verkkokalvorappeuma§ (XLRP) tai muu silmasairaus, joka johtuu
verkkokalvorappeuman GTPaasin saatelyproteiinia (RPGR-proteiinia) koodaavan

geenin toiminnanmenetysmutaatiosta.

11.  Eristetty isantédsolu, joka kasittdd patenttivaatimusten 7-9 mukaisen

virusvektorin tai jonkin patenttivaatimuksen 1-5 mukaisen nukleiininapon.

12. Patenttivaatimuksen 11 mukainen eristetty isantasolu, jolloin solu ilmentaa

lyhennettyd humaania RPGR-proteiinia.

13. Adenoassosioitunut virusvektori, joka kasittda nukleiininapon, joka koodaa
lyhennettyd humaania RPGR-proteiinia, jolloin lyhennetty humaania RPGR-proteiini
on vahintaan 95 % identtinen sekvenssin nro 2 koko pituuden kanssa, kaytettavaksi
sellaisen ihmispotilaan hoidossa, jolla on X-kromosomaalinen
verkkokalvorappeuma  (XLRP) tai muu  silmasairaus, joka johtuu
verkkokalvorappeuman GTPaasin saatelyproteiinia (RPGR-proteiinia) koodaavan

geenin toiminnanmenetysmutaatiosta.

14.  Virusvektori patenttivaatimuksen 13 mukaiseen kayttédn, jolloin lyhennettya
humaania RPGR-proteiinia koodaava nukleiinihappo on humaania rodopsiinikinaasi

(hRK) -promoottorin valvonnassa.
15.  Virusvektori patenttivaatimuksen 13 tai 14 mukaiseen kayttéén, jolloin:
(a) hRK-promoottori kasittda olennaisesti sekvenssin nro 5 tai koostuu siita; ja/tai.

(b) nukleiinihappo, joka koodaa lyhennettyd humaania RPGR-proteiinia, kasittéa
olennaisesti sekvenssin, joka on vahintddn 95 % identtinen sekvenssin nro 1

kanssa, tai koostuu siita.

16 Virusvektori jonkin patenttivaatimuksen 13—15 mukaiseen kayttéén, jolloin

adenoassosioitunut virusvektori on AAV2 tai AAVS.

17.  Virusvektori jonkin patenttivaatimuksen 13-15 mukaiseen kayttdén, jolloin

adenoassosioitunut virusvektori on AAV2/8.
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18.  Virusvektori jonkin patenttivaatimuksen 13-17 mukaiseen kayttdén, jolloin

lyhennetty humaani RPGR-proteiini kasittaa sekvenssin nro 2.

19.  Virusvektori jonkin patenttivaatimuksen 13-18 mukaiseen kayttdén, jolloin

lyhennetty humaani RPGR-proteiini koostuu sekvenssista nro 2.
20.  Virusvektori jonkin patenttivaatimuksen 13—19 mukaiseen kayttédn;

(a) jolloin kaytté kasittdd nukleiinihapon antamisen pienena annoksena, noin 2 x
10'% vg/ml, keskisuurena annoksena, noin 2 x 10" vg/ml, tai suurena annoksena,

noin 2 x 10'2 vg/ml; jaltai
(b) jolloin nukleiinihappoa annetaan verkkokalvonalaiseen tilaan;

jolloin valinnaisesti mikroinjektiokanyyli viedaan verkkokalvonalaiseen tilaan,
nakéhermoon nahden temporaalisesti ja juuri suurten arkadisuonten ylapuolelle

siten, ettd nestevirtaus voidaan suunnata silmanpohjaa kohden.
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