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Lentivirusni vektor, naznafen time, da je pseudotipiziran s hemaglutinin-neuraminidazom (HN) i proteinima
fuzije (F) iz respiratornog paramiksovirusa, pri ¢emu navedeni lentivirusni vektor obuhvaca hibridni ljudski CMV
aktivator/EFla (hCEF)-promotor i jedan transgen, te time, da lentivirusnom vektoru nedostaje jedan (bilo koji)
intron koji je pozicioniran izmedu navedenog promotora i navedenog transgena.
Lentivirusni vektor prema patentnom zahtjevu 1, naznacen time, da se lentivirusni vektor odabire iz skupine koja
se sastoji od vektora ljudskog virusa imunodeficijencije (HIV- Human immunodeficiency virus), vektora
majmunskog virusa imunodeficijencije (SIV-Simian immunodeficiency virus), vektora macjeg virusa
imunodeficijencije (FIV-Feline immunodeficiency virus), vektora virusa infektivne anemije porodice konja
(EIAV-Equine infectious anaemia virus), i vektora virusa Visna/Maedi;
pri ¢emu je lentivirusni vektor poZeljno SIV-vektor.
Lentivirusni vektor prema patentnom zahtjevu 1 ili 2, naznacen time, da respiratorni paramiksovirus je virus
Sendai.
Lentivirusni vektor prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, naznaen time, da se transgen odabire od
sljededih:

(a) sekrecijski terapeutski protein, opcionalno, alfa-1-antitripsin (A/AT), faktor VIII, tenzidni protein B

(SFTPB), faktor VII, faktor IX, faktor X, faktor XI, faktor von Willebrand, faktor stimuliranja kolonije

granulocita i makrofaga (GM-CSF), ili monoklonsko protutijelo protiv infektivnog agensa; ili

(b) CFTR, DNAH5, DNAH11, DNAII ili DNAI2.
Lentivirusni vektor prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1 do 4, naznacen time, da:

(a) transgen kodira CFTR;

(b) transgen kodira A1AT; ili

(c) transgen kodira FVIIL.
Lentivirusni vektor prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1 do 5, naznaCen time, da transgen kodira CFTR.
Postupak proizvodnje lentivirusa definiranog prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1 do 6, naznacen time, da
postupak obuhvaca sljedece korake:

(a) uzgajanje stanica u suspenziji;

(b) transficiranje stanica s jednim ili vi§e plazmida;

(¢) dodavanje nukleaze;

(d) sakupljanje lentivirusa;

(e) dodavanje tripsina; i

(f) prociséavanje.
Postupak prema patentnom zahtjevu 7, naznacen time, da:

(i) koraci (a) do (f) se provode slijedom uzastopno;

(i) stanice su HEK293T-stanice ili 293T/17-stanice;

(iii) dodavanje nukleaze slijedi u stadiju prije sakupljanja;

(iv) dodavanje tripsina slijedi u stadiju nakon sakupljanja; i/ili

(v) korak procis¢avanja obuhvaca korak kromatografije.
Lentivirusni vektor prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1 do 6, naznaCen time, da se upotrebljava u postupku
lije¢enja bolesti.
Lentivirusni vektor za uporabu prema patentnom zahtjevu 9, naznacen time, da se kod bolesti radi o pluénoj
bolesti koja je odabrana od sljedecih:
cisticna fibroza (CF), primarna cilijarna diskinezija (PCD); pomanjkanje tenzidnog proteina B (SP-B-
deficijencija); alfa-1-antitripsin-deficijencija (A1 AD); plu¢na alveolska proteinoza (PAP); i kroni¢na opstruktivna
plucna bolest (KOPB).
Lentivirusni vektor za uporabu prema patentnom zahtjevu 9, naznacen time, da:

(a) bolest koja se treba lijeciti je CF;

(b) bolest koja se treba lijeciti je A1AT-deficijencija; ili

(c) Dbolest koja se treba lijeciti je hemofilija, pri ¢emu, opcionalno, transgen je faktor VIIL.
Stanica domacina, naznacena time, da sadrZi vektor u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 do 6.
Pripravak, naznacen time, da sadrZi vektor u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 do 6, i farmaceutski
prihvatljiv nosac.
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