1. Rekombinantinio adeno-asocijuoto viruso (rAAV) virionas arba farmacinė kompozicija, apimanti minėtą virioną, skirti naudoti paciento, kuriam tai yra reikalinga, akių ligos gydymo būde, kur kompozicija apima farmaciniu požiūriu priimtiną ekscipientą ir kur rekombinantinio adeno-asocijuoto viruso (rAAV) virionas apima: 

a) variantinį AAV kapsidės baltymą, kur variantinis AAV kapsidės baltymas apima peptido intarpą į kapsidės baltymo GH kilpą, lyginant su atitinkamu motininiu AAV kapsidės baltymu, kur intarpas apima aminorūgščių seką, pasirinktą iš LGETTRP (SEQ ID Nr. 13), NETITRP (SEQ ID Nr. 14), KAGQANN (SEQ ID Nr. 15), KDPKTTN (SEQ ID Nr. 16), KDTDTTR (SEQ ID Nr. 57), RAGGSVG (SEQ ID Nr. 58), AVDTTKF (SEQ ID Nr. 59) ir STGKVPN (SEQ ID Nr. 60); ir 

b) heterologinę nukleorūgštį, apimančią nukleotidų seką, koduojančią geno produktą;

kur variantinis kapsidės baltymas užkrečia tinklainės ląstelę. 

2. rAAV virionas arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal 1 punktą, kur intarpo vieta randasi AAV2 kapsidės baltymo, nustatyto sekoje SEQ ID Nr. 1 aminorūgščių ribose nuo 570 iki 611, arba kito AAV serotipo kapsidės baltymo atitinkamoje padėtyje. 

3. rAAV virionas arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal bet kurį vieną iš 1-2 punktų, kur tinklainės ląstelė yra fotoreceptorius, tinklainės ganglijinė ląstelė, Miulerio ląstelė, bipolinė ląstelė, amakrininė ląstelė, horizontali ląstelė arba pigmentinė tinklainės epitelio ląstelė. 

4. rAAV virionas arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal bet kurį vieną iš 1-3 punktų, kur minėtas gydymas yra intraokulinė injekcija. 

5. rAAV virionas arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal bet kurį vieną iš 1-4 punktų, kur minėtas gydymas yra intravitrealinė injekcija.

6. rAAV virionas arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal bet kurį vieną iš 1-5 punktų, kur akių liga yra glaukoma, retinitis pigmentosa, makulos degeneracija, retinošizė, Leberio įgimta amaurozė, diabetinė retinopatija, achromatopsija arba daltonizmas. 

7. Rekombinantinio adeno-asocijuoto viruso (rAAV) virionas, apimantis: 

a) variantinį AAV kapsidės baltymą, kur variantinis AAV kapsidės baltymas apima peptido intarpą į kapsidės baltymo GH kilpą, lyginant su atitinkamu motininiu AAV kapsidės baltymu, kur intarpas apima aminorūgščių seką, pasirinktą iš LGETTRP (SEQ ID Nr. 13), NETITRP (SEQ ID Nr. 14), KAGQANN (SEQ ID Nr. 15), KDPKTTN (SEQ ID Nr. 16), KDTDTTR (SEQ ID Nr. 57), RAGGSVG (SEQ ID Nr. 58), AVDTTKF (SEQ ID Nr. 59) ir STGKVPN (SEQ ID Nr. 60); ir kur variantinis kapsidės baltymas sukelia tinklainės ląstelės užkrečiamumą, ir

b) heterologinę nukleorūgštį, apimančią nukleotidų seką, koduojančią geno produktą.

8. rAAV virionas pagal 7 punktą, kur intarpo vieta randasi AAV2 kapsidės baltymo, nustatyto sekoje SEQ ID Nr. 1 aminorūgščių ribose nuo 570 iki 611, arba kito AAV serotipo kapsidės baltymo atitinkamoje padėtyje. 

9. rAAV virionas pagal bet kurį vieną iš 7-8 punktų, kur tinklainės ląstelė yra fotoreceptorius, tinklainės ganglijinė ląstelė, Miulerio ląstelė, bipolinė ląstelė, amakrininė ląstelė, horizontali ląstelė arba pigmentinė tinklainės epitelio ląstelė. 

10. rAAV virionas pagal bet kurį vieną iš 7-9 punktų, kur geno produktas yra interferuojanti RNR, aptameras arba polipeptidas. 

11. rAAV virionas pagal 10 punktą, kur polipeptidas yra pasirinktas iš grupės, susidedančios iš glialinių ląstelių neurotrofinio faktoriaus, fibroblastinio augimo faktorius 2, neurturino, ciliarinio neurotrofinio faktoriaus, nervų augimo faktoriaus, smegenų neurotrofinio faktoriaus, epidermio augimo faktoriaus, rodopsino, X-sujungto apoptozės slopiklio, retinošizino, RPE65, pigmentinis retinitis pigmentosa su GTPaze sąveikaujančio baltymo-1, periferino, periferino-2, rodopsino ir Sonic hedgehog baltymo. 

12. Farmacinė kompozicija, apimanti: 

a) rekombinantinio adeno-asocijuoto viruso virioną pagal bet kurį vieną iš 7-11 punktų; ir 

b) farmaciniu požiūriu priimtiną ekscipientą. 

13. Išskirta nukleorūgštis, apimanti nukleotidų seką, koduojančią variantinį adeno-asocijuoto viruso (AAV) kapsidės baltymą, kur variantinis AAV kapsidės baltymas yra kaip nurodyta bet kuriame iš 7-11 punktų. 

14. Išskirta genetiškai modifikuota ląstelė šeimininkė, apimanti nukleorūgštį pagal 13 punktą. 
