1. Kompozicija, apimanti:

gRNR molekulę, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, arba nukleorūgštį, koduojančią gRNR molekulę, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę.

2. Kompozicija pagal 1 punktą, kur gRNR molekulė, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, apima nukreipimo į taikinį domeną, pasirinktą iš:

nukreipimo į taikinį domeno, sukonfigūruoto taip, kad užtikrintų Cas9 molekulės sąlygotą skilimo įvykį nukleorūgščių sekos Cas9 molekulės aminorūgščių koduojančioje sekoje;

nukreipimo į taikinį domeno, sukonfigūruoto taip, kad užtikrintų Cas9 molekulės sąlygotą skilimo įvykį nukleorūgšties, koduojančios Cas9 molekulę, nekoduojančioje sekoje;

nukreipimo į taikinį domeno, sukonfigūruoto taip, kad užtikrintų Cas9 molekulės sąlygotą skilimo įvykį nukleorūgšties, koduojančios Cas9 molekulę, Cas9 molekulės koduojančios srities 5’ gale; ir
nukreipimo į taikinį domeno, sukonfigūruoto taip, kad užtikrintų Cas9 molekulės sąlygotą skilimo įvykį nukleorūgšties, koduojančios Cas9 molekulę, promotoriaus srityje, kur promotoriaus sritis yra funkciškai sujungta su Cas9 molekulės aminorūgščių koduojančia sritimi.

3. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 2 punktų, kur gRNR molekulė, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, yra chimerinė gRNR.

4. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 3 punktų, kur gRNR molekulė, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, yra modulinė gRNR, apimanti daugiau nei vieną atskirą RNR molekulę.

5. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 4 punktų, kur Cas9 molekulė yra S. pyogenes Cas9 molekulė.
6. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 5 punktų, kur Cas9 molekulė yra S. aureus Cas9 molekulė.

7. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 6 punktų, papildomai apimanti nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę.

8. Kompozicija pagal 7 punktą, kur nukleorūgštis, koduojanti Cas9 molekulę, yra pernešama su pirmu vektoriumi.

9. Kompozicija pagal 8 punktą, kur pirmas vektorius yra virusinis vektorius.
10. Kompozicija pagal 9 punktą, kur virusinis vektorius yra AAV vektorius.

11. Kompozicija pagal 8 punktą, kur gRNR molekulė, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, yra pernešama su antru vektoriumi.

12. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 11 punktų, kur Cas9 molekulės kompleksas su gRNR molekule, kuri yra tikslingai nukreipta į nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, yra galinti suskaidyti nukleorūgštį, koduojančią Cas9 molekulę, tokiu būdu inaktyvuojant nukleorūgštį, kuri koduoja Cas9 molekulę.

13. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1, 7 arba 4 - 11 punktų, kur Cas9 molekulė yra fermentiškai neaktyvi.

14. Kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1 - 13 punktų, skirta naudoti terapijoje.
15. Rinkinys, apimantis kompoziciją pagal bet kurį vieną iš 1 - 13 punktų.
