1. Nukleorūgštis, apimanti sutrumpintą žmogaus RPGR kDNR, kur sutrumpinta žmogaus RPGR kDNR koduoja RPGR baltymą, kuris yra bent 95% identiškas SEQ ID Nr. 2 per visą jos ilgį.
2. Nukleorūgštis pagal 1 punktą, kur:

(a) RPGR kDNR yra pavaldi žmogaus rodopsino kinazės (žRK) promotoriaus kontrolei; ir (arba)
(b) žRK promotorius apima SEQ ID Nr. 5; ir (arba)
(c) žRK promotorius susideda iš esmės iš SEQ ID Nr. 5.

3. Nukleorūgštis pagal 1 arba 2 punktą, kur žmogaus RPGR kDNR koduoja baltymą, apimantį SEQ ID Nr. 2.
4. Nukleorūgštis pagal bet kurį iš 1-3 punktų, kur žmogaus RPGR kDNR yra bent 95% identiška SEQ ID Nr. 1 per visą jos ilgį.
5. Nukleorūgštis pagal bet kurį iš 1-4 punktų, skirta naudoti gydant žmogų, kuris serga su X chromosoma susijusiu pigmentiniu retinitu (XLRP) ar kitu oftalmologiniu sutrikimu dėl funkcijos praradimo mutacijos gene, koduojančiame pigmentinio retinito GTPazės reguliatorinį (RPGR) baltymą.
6. Virusinis vektorius, apimantis nukleorūgštį pagal bet kurį iš 1-4 punktų.
7. Virusinis vektorius pagal 6 punktą, kuris yra su adenovirusais susijęs virusinis vektorius, pasirinktinai, kur su adenovirusais susijęs virusinis vektorius yra AAV-2, 8 serotipo (AAV2/8) arba AAV-8.
8. Virusinis vektorius pagal 6 arba 7 punktą, skirtas naudoti gydant žmogų, kuris serga su X chromosoma susijusiu pigmentiniu retinitu (XLRP) ar kitu oftalmologiniu sutrikimu dėl funkcijos praradimo mutacijos gene, koduojančiame pigmentinio retinito GTPazės reguliatorinį (RPGR) baltymą.
9. Izoliuota ląstelė-šeimininkė, apimanti nukleorūgštį pagal bet kurį iš 1-4 punktų arba virusinį vektorių pagal 6 arba 7 punktą.
10 zoliuota ląstelė-šeimininkė pagal 9 punktą, kur ląstelė vykdo sutrumpinto žmogaus RPGR baltymo raišką.
11. Su adenovirusais susijęs virusinis vektorius, apimantis sutrumpintą žmogaus RPGR kDNR, kur sutrumpinta žmogaus RPGR kDNR koduoja baltymą, kuris yra bent 95% identiškas SEQ ID Nr. 2 per visą jos ilgį, skirtas naudoti gydant žmogų, kuris serga su X chromosoma susijusiu pigmentiniu retinitu (XLRP) ar kitu oftalmologiniu sutrikimu dėl funkcijos praradimo mutacijos gene, koduojančiame pigmentinio retinito GTPazės reguliatorinį (RPGR) baltymą.

12. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal 11 punktą, kur RPGR kDNR yra kontroliuojama žmogaus rodopsino kinazės (žRK) promotoriaus.
13. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal 11 arba 12 punktą, kur:

(a) su adenovirusais susijęs virusinis vektorius yra AAV-2, 8 serotipo (AAV2/8) arba AAV-8; ir (arba)
(b) žRK promotorius apima arba susideda iš esmės iš SEQ ID Nr. 5; ir (arba)
(c) RPGR kDNR aima arba susideda iš esmės iš sekos, kuri yra bent 95% identiška SEQ ID Nr. 1.

14. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 11-13 punktų, kur žmogaus RPGR kDNR koduoja baltymą, apimantį SEQ ID Nr. 2.
15. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 11-14 punktų:

(a) kur panaudojimas apima nukleorūgšties įvedimą maža, maždaug 2×1010 vg/ml doze, vidutine, maždaug 2×1011 vg/ml, doze arba didele, maždaug 2×1012 vg/ml, doze; ir (arba)
(b) kur nukleorūgštis yra įvedama į subretinalinę ertmę;

pasirinktinai kur mikroinjekcinė kaniulė yra įvedama į subretinalinę ertmę, esančią temporaliai regos nervui ir tiesiai virš pagrindinių arkadinių kraujagyslių, kad skysčio srovė galėtų būti nukreipta į geltonąją dėmę.
