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1. Rekombinantinis 2 serotipo adeno-associjuoto viruso (rAAV2) vektorius, kuris apima bent vieną mutavusią eksponuoto paviršiaus tirozino liekaną ant jo kapsidės baltymo, kur bent viena mutavusi tirozino liekana yra pasirinkta iš grupės, susidedančios iš Tyr252, Tyr272, Tyr444, Tyr500, Tyr700, Tyr704, Tyr730, Tyr275, Tyr281, Tyr508, Tyr576, Tyr612, Tyr673 arba Tyr720.

2. rAAV vektorius pagal 1 punktą, kur bent viena mutavusi tirozino liekana yra viena arba kelios iš Tyr252, Tyr272, Tyr444, Tyr500, Tyr700, Tyr704 arba Tyr730.

3. rAAV vektorius pagal 1 arba 2 punktą, papildomai apimantis bent pirmą nukleorūgšties segmentą, kuris koduoja bent vieną terapinį agentą.
4. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš ankstesnių punktų, kur bent viena mutavusi eksponuoto paviršiaus tirozino liekana yra pakeista fenilalaninu.

5. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš ankstesnių punktų, papildomai apimantis enhanserio (stiprintuvo) seką, kur enhanseris (stiprintuvas) yra optimaliai pasirinktas iš grupės, susidedančios iš CMV enhanserio, sintetinio enhanserio, kepenims specifinio enhanserio, kraujagyslėms specifinio enhanserio, smegenims specifinio enhanserio, nervų ląstelėms specifinio enhanserio, plaučiams specifinio enhanserio, raumenims specifinio enhanserio, inkstams specifinio enhanserio, kasoi specifinio enhanserio ir salelių ląstelėms specifinio enhanserio.

6. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš 3-5 punktų, kur terapinio agento raišką valdo promotorius, kur promotorius yra heterologinis, specifinis audiniui, konstitutyvinis arba indukuojantis promotorius, ir optimaliai pasirinktas iš grupės, susidedančios iš CMV promotoriaus, â-aktino promotoriaus, insulino promotoriaus, enolazės promotoriaus, BDNF promotoriaus, NGF promotoriaus, EGF promotoriaus, augimo faktoriaus promotoriaus, aksonspecifinio promotoriaus, dendritams specifinio promotoriaus, smegenims specifinio promotoriaus, hipokampui specifinio promotoriaus, inkstams specifinio promotoriaus, elafino promotoriaus, citokino promotoriaus, interferono promotoriaus, augimo faktoriaus promotoriaus, α1-antitripsino promotoriaus, smegenims specifinio promotoriaus, nervų ląstelėms specifinio promotoriaus, centrinės nervų sistemos ląstelėms specifinio promotoriaus, periferinės nervų sistemos ląstelėms specifinio promotoriaus, interleukino promotoriaus, serpino promotoriaus, hibridinio CMV promotoriaus, hibridinio â-aktino promotoriaus, EF1 promotoriaus, U1a promotoriaus, Ulb promotoriaus, Tet-indukuojančio promotoriaus ir VP16-LexA promotoriaus.

7. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš 3-6 punktų, kur bent vienas pirmas nukleorūgšties segmentas yra papildomai funkciškai sujungtas su potranskripcine reguliatorine seka arba poliadenilinimo signalu ir optimaliai su švilpiko hepatito viruso potranskripcinio reguliavimo elementu.

8. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš 3-7 punktų, kur terapinis agentas yra pasirinktas iš polipeptido, peptido, antikūno, antigeną surišančio fragmento, ribozimo, peptido nukleorūgšties, siRNA, RNAi, priešprasminio oligonukleotido ir priešprasminio polinukleotido, optimaliai, kur terapinis agentas yra baltymas arba polipeptidas, pasirinktas iš grupės, susidedančios iš adrenerginio agonisto, anti-apoptozės faktoriaus, apoptozės slopiklio, citokino receptoriaus, citokino, citotoksino, eritropoetinio agento, glutamo rūgšties dekarboksilazės, glikoproteino, augimo faktoriaus, augimo faktoriaus receptoriaus, hormono, hormono receptoriaus, interferono, interleukino, interleukino receptoriaus, kinazės, kinazės slopiklio, nervų augimo faktoriaus, netrino, neuroaktyvaus peptido, neuroaktyvaus peptido receptoriaus, neurogeninio faktoriaus, neurogeninio faktoriaus receptoriaus, neuropilino, neurotrofinio faktoriaus, neurotrofino, neurotrofino receptoriaus, N-metil-D-aspartato antagonisto, pleksino, proteazės, proteazės slopiklio, baltymo dekarboksilazės, baltymo kinazės, baltymo kinazės slopiklio, proteolitinio baltymo, proteolitinio baltymo slopiklio, semaforino, semaforino receptoriaus, serotonino transportinio baltymo, serotonino reabsorbcijos slopiklio, serotonino receptoriaus, serpino, serpino receptoriaus ir naviko slopiklio; ir dar geriau, kur terapinis agentas yra polipeptidas, pasirinktas iš grupės, susidedančios iš BDNF, CNTF, CSF, EGF, FGF, G-SCF, GMCSF, gonadotropino, IFN, IFG-1, M-CSF, NGF, PDGF, PEDF, TGF, TGF-B2, TNF, VEGF, prolaktino, somatotropino, XIAP1,IL-1, IL-2, IL-3, IL-4, IL-5, IL-6, IL-7, IL-8, IL-9, IL-10, IL10(I87A), virusinio IL-10, IL-11, IL-12, IL-13, IL-14, IL-15, IL-16,IL-17 ir IL-18.

9. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš 3-8 punktų, kur pirmas nukleorūgšties segmentas apima sekos sritį, kuri koduoja peptidą, polipeptidą, antikūną arba antigeną surišantį fragmentą žmogaus, pelių, paukščių, kiaulių,galvijų, avių, kačių, šunų, arklių, epinų, ožkos, vilko arba žmogui negiminingo primato kilmės.
10. Išskirta žinduolio ląstelė šeimininkė, apimanti rAAV vektorių pagal bet kurį vieną iš ankstesnių punktų, optimaliai, išskirta žinduolio ląstelė šeimininkė, pasirinkta iš grupės, susidedančios iš žmogaus, žmogui negiminingo primato, pelių, kačių, šunų, kiaulių, avių, galvijų, arklių, epinų, ožkos ir vilko ląstelės šeimininkės; ir dar geriau išskirta žmogaus endotelio, epitelio, kraujagyslių, kepenų, plaučių, širdies, kasos, žarnyno, inkstų, raumenų, kaulų, nervų, kraujo, arba smegenų ląstelė.

11. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, skirtas naudoti terapijoje.

12. rAAV vektorius pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, skirtas naudoti diagnozavimi, profilaktikai, gydymui arba žinduolio ligos, pažeidimo, sutrikimo arba disfunkcijos vieno arba kelių simptomų palengvinimui, ir papildomai optimaliai skirtas naudoti gydymui, profilaktikai arba palengvinimui žinduolio vėžio, diabeto, autoimuninio sutrikimo, inkstų ligos, širdies ir kraujagyslių ligos, kasos ligos, žarnyno ligos, kepenų ligos, neurologinės ligos, nervų ir raumenų sutrikimo, neuromotorikos deficito, neuroskeletinio pažeidimo, neurologinės negalios, nervų sensorinės disfunkcijos, insulto, išemijos, valgymo sutrikimo, á1-antitripsino (AAT) trūkumo, Bateno ligos, Alzheimerio ligos, Huntingtono ligos, Parkinsono ligos, skeleto ligos, traumos, arba plaučių ligos, vieno arba kelių simptomų.

13. rAAV vektoriaus pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų panaudojimas gaminant vaistus, skirtus naudoti diagnozavimui, profilaktikai, gydymui arba žinduolio ligos, pažeidimo, sutrikimo arba disfunkcijos vieno arba kelių simptomų palengvinimui, ir papildomai optimaliai skirtas naudoti gydymui, profilaktikai arba palengvinimui žinduolio vėžio, diabeto, autoimuninio sutrikimo, inkstų ligos, širdies ir kraujagyslių ligos, kasos ligos, žarnyno ligos, kepenų ligos, neurologinės ligos, nervų ir raumenų sutrikimo, neuromotorikos deficito, neuroskeletinio sutrikimo, nervų negalios, nervų sensorinės disfunkcijos, insulto, išemijos, valgymo sutrikimo, A1-antitripsino (AAT) trūkumo, Bateno ligos, Alzheimerio ligos, Huntingtono ligos, Parkinsono ligos, skeleto ligos, traumos, arba plaučių ligos, vieno arba kelių simptomų.

14. Rekombinantinio adeno-asocijuoto viruso (rAAV) vektoriaus transdukcijos efektyvumo padidinimo būdas, apimantis stadiją, kurioje vyksta bent vienos eksponuoto paviršiaus tirozino liekanos mutacija kapsidės baltymuose, kur bent viena eksponuoto paviršiaus tirozino liekana atitinka Tyr252, Tyr272, Tyr444, Tyr500, Tyr700, Tyr704, Tyr730, Tyr275, Tyr281, Tyr508, Tyr576, Tyr612, Tyr673 arba Tyr720 laukinio tipo AAV2 kapsidės baltymą, taip, kad vektoriaus, apimančio mutavusį kapsidės baltymą, transdukcijos efektyvumas žinduolio ląstelėje yra didesnis už atitinkamo AAV, kuris palaiko minėtas eksponuoto paviršiaus tirozino liekanas kapsidės baltyme, kur žinduolio ląstelė šeimininkė yra žmogaus gimdos kaklelio ląstelių linija HeLa.

15. Būdas pagal 14 punktą, kur bent viena mutuota tirozino liekana yra vienas arba kelios iš Tyr252, Tyr272, Tyr444, Tyr500, Tyr700, Tyr704 arba Tyr730.

16. Būdas pagal 14 arba 15 punktą, kur bent viena mutavusi eksponuoto paviršiaus tirozino liekana yra pakeista fenilalaninu.

17. Būdas pagal 14, 15 arba 16 punktą, kur rekombinantinis adeno-associjuoto viruso (rAAV) vektorius yra pasirinktas iš grupės, susidedančios iš 1 serotipo AAV, 2 serotipo AAV, 3 serotipo AAV, 4 serotipo AAV, 5 serotipo AAV ir 6 serotipo AAV 6.
