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Virion rekombinantnog adeno-pridruzenog virusa (rAAV) ili farmaceutski pripravak koji sadrZi navedeni virion, za
upotrebu u postupku lijecenja oéne bolesti, pri ¢emu pripravak nadalje sadrzi farmaceutski prihvatljivu pomoénu
tvar, 1 pri éemu se rekombinantni adeno-pridruZeni virus (rAAV) virion sadrzi:
a) varijantu AAV kapsidnog proteina, pri ¢emu varijanta AAV kapsidnog proteina sadrzi aminokiselinsku
sekvencu koja ima najmanje 95% identi¢nosti sekvence sa SEQ ID NO:1, i umetanje peptida u petlju GH
kapsidnog proteina u odnosu na SEQ ID NO: 1, pri ¢emu peptid sadrzi aminokiselinsku sekvencu
LALGETTRPA (SEQ ID NO:45); i
b) heterolognu nukleinsku kiselinu koja sadrzi nukleotidnu sekvencu koja kodira genski proizvod,
naznacen time $to varijanta AAV kapsidnog proteina daje poveéanu infektivnost stanice mreZnice virionom rAAYV,
u usporedbi s infektivnoséu stanice mreznice virionom AAV koji sadrzi divlji tip kapsidnog proteina koji ima
aminokiselinsku sekvencu navedenu u SEQ ID NO:1.
Virion rAAYV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema zahtjevu 1,
naznaéen time $to je o¢na bolest dijabeticki makularni edem, eksudativna makularna degeneracija povezana sa
starenjem ili dijabeticka retinopatija.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema zahtjevu 1, naznacen time Sto je genski proizvod anti-
angiogeni polipeptid.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1-3, naznacen time Sto je mjesto
umetanja unutar aminokiselina 570-611 u odnosu na SEQ ID NO:1.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1-3, naznacen time Sto je mjesto
umetanja izmedu aminokiselina 587 1 588 u odnosu na SEQ ID NO:1.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1-5, naznacen time Sto varijanta
AAV kapsidnog proteina sadrzi aminokiselinsku sekvencu koja ima najmanje 99% identi¢nosti sekvence sa SEQ ID
NO:1.
Virion rAAYV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema zahtjevu 3 ili bilo kojem zahtjevu koji ovisi o zahtjevu
3, naznacen time $to je anti-angiogeni polipeptid topljivi receptor vaskularnog endotelnog faktora rasta (VEGF).
Virion rAAYV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema zahtjevu 3 ili bilo kojem zahtjevu koji ovisi o zahtjevu
3, naznacen time $to je anti-angiogeni polipeptid protutijelo koje veZze VEGF.
Virion rAAYV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema zahtjevu 3 ili bilo kojem zahtjevu koji ovisi o zahtjevu
3, naznacen time $to je anti-angiogeni polipeptid Fc fuzijski polipeptid koji sadrzi topljivi Flt polipeptid.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1-9, naznacen time $to se
primjenjuje 10° do 10'° rAAV viriona.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1-9, naznaen time Sto se
primjenjuje 108 do 1012 rAAV viriona.
Virion rAAV ili farmaceutski pripravak za upotrebu prema bilo kojem od zahtjeva 1-9, naznacen time $to postupak
ukljucuje intravitrealnu injekeiju.
Virion rekombinantnog adeno-pridruZenog virusa (rAAV) koji sadrZzi:
a) varjjantu AAV kapsidnog proteina, pri ¢emu varijanta AAV kapsidnog proteina sadrzi aminokiselinsku
sekvencu koja ima najmanje 95% identi¢nosti sekvence sa SEQ ID NO:1, i umetanje peptida u petlju GH
kapsidnog proteina u odnosu na SEQ ID NO: 1, pri ¢emu peptid sadrzi aminokiselinsku sekvencu
LALGETTRPA (SEQ ID NO:45); i
b) heterolognu nukleinsku kiselinu koja sadrzi nukleotidnu sekvencu koja kodira genski proizvod,
naznacen time $to varijanta AAV kapsidnog proteina daje poveéanu infektivnost stanice mreZnice virionom rAAV,
u usporedbi s infektivno3¢u stanice mreZnice virionom AAV koji sadrzi divlji tip kapsidnog proteina koji ima
aminokiselinsku sekvencu navedenu u SEQ ID NO:1.
rAAV prema zahtjevu 13, naznacen time Sto je genski proizvod anti-angiogeni polipeptid.
rAAV prema zahtjevu 13, naznacen time $to je mjesto umetanja unutar 570-611 u odnosu na SEQ ID NO:1, ili
izmedu aminokiselina 587 1 588 u odnosu na SEQ ID NO:1.
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