1. Genų vektorius, skirtas naudoti genų terapijoje, apimantis bent vieną miRNR tikslinę seką, atitinkančią seką mir-130a arba seką mir-126, funkciškai sujungtą su transgenu, koduojančiu alfa interferoną, lizosominį fermentą galaktocerebrozidazę arba gp91 phox, kur genų vektorius yra naudojamas siekiant sukliudyti ar sumažinti transgeno raišką hemopoetinėse kamieninėse ląstelėse arba hemopoetinėse progenitorinėse ląstelėse.

2. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal 1 punktą, apimantis bent vieną miRNR tikslinę seką, atitinkančią seką mir-130a, ir bent vieną miRNR tikslinę seką, atitinkančią seką mir-126.
3. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal 2 punktą, kur miRNR tikslinės sekos, atitinkančios seką mir-130a, kopijų skaičius yra dvigubai didesnis nei miRNR tikslinės sekos, atitinkančios seką mir-126, kopijų skaičius.

4. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį ankstesnį punktą, kur vektorius yra virusinis vektorius.
5. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį ankstesnį punktą, kur vektorius yra gaunamas iš lentiviruso.
6. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį ankstesnį punktą, kur vektorius apima audiniui specifinį promotorių.
7. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal 6 punktą, kur audiniui specifinis promotorius yra CD11b, c-Fes, CYBB arba TEK promotorius.
8. Genų vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį ankstesnį punktą, kur transgenas koduoja alfa interferoną.
9. Farmacinė kompozicija, skirta naudoti genų terapijoje, apimanti genų vektorių, apibūdintą bet kuriame iš 1-8 punktų, kur farmacinė kompozicija yra naudojama siekiant sukliudyti ar sumažinti transgeno raišką hematopoetinėse kamieninėse ląstelėse arba hematopoetinėse progenitorinėse ląstelėse.

10. Išskirta ląstelė, skirta naudoti genų terapijoje, kur ląstelė yra infekuota arba transdukuota genų vektoriumi, apibūdintu bet kuriame iš 1-8 punktų, ir kur ląstelė yra hematopoetinė kamieninė ląstelė arba hematopoetinė progenitorinė ląstelė.
11. Genų vektorius, apibūdintas bet kuriame iš 1-8 punktų, farmacinė kompozicija, apibrėžta 9 punkte, arba ląstelė, apibūdinta 10 punkte, skirti naudoti gydant ligą, parinktą iš globoidinių ląstelių leukodistrofijos, lėtinės granuliominės ligos, sunkaus kombinuoto imunodeficito (SCID) ir solidinių navikų.

12. Genų vektorius, apibūdintas bet kuriame iš 1-8 punktų, farmacinė kompozicija, apibrėžta 9 punkte, arba ląstelė, apibūdinta 10 punkte, skirti naudoti siekiant padidinti

hematopoetinių kamieninių ląstelių arba hematopoetinių progenitorinių ląstelių išgyvenamumą lyginant su genų terapija.

13. Genų vektoriaus, apibūdinto bet kuriame iš 1-8 punktų, farmacinės kompozicijos, apibrėžtos 9 punkte, panaudojimas vaisto, skirto genų terapijai, gamybai, kur genų vektorius yra naudojamas siekiant sukliudyti ar sumažinti transgeno raišką hematopoetinėse kamieninėse ląstelėse arba hematopoetinėse progenitorinėse ląstelėse.

14. Išskirtos ląstelės, apibūdintos 10 punkte, panaudojimas vaisto, skirto genų terapijai, gamybai.
