1. Rekombinantinio adenoasocijuoto (rAAV) vektoriaus dalelių gryninimo būdas, kurį sudaro šios pakopos:
a) ląstelių ir ląstelių kultūros supernatanto, kuriame yra rAAV vektoriaus dalelių, surinkimas, kad būtų gautas derlius;
b) a) pakopoje gauto derliaus pasirinktinė koncentracija, kad būtų gautas koncentruotas derlius;
c) a) pakopoje gauto derliaus arba b) pakopoje gauto koncentruoto derliaus lizavimas, kad būtų gautas lizatas;
d) c) pakopoje gauto lizato apdorojimas, siekiant redukuoti teršiančią nukleorūgštį lizate, tokiu būdu gaunant lizatą su redukuota nukleorūgštimi;
e) d) pakopoje gauto lizato su redukuota nukleorūgštimi filtravimas, kad būtų gautas nuskaidrintas lizatas, ir pasirinktinai skiedžiant nuskaidrintą lizatą, kad būtų gautas praskiestas nuskaidrintas lizatas;
f) anijonų mainų kolonėlinės chromatografijos arba katijonų mainų kolonėlinės chromatografijos taikymas gautam nuskaidrintam lizatui arba e) pakopoje gautam praskiestam nuskaidrintam lizatui, kad iš kolonėlės būtų gautas eliuatas, sudarytas iš rAAV vektoriaus dalelių, ir pasirinktinai koncentruojant minėtą kolonėlės eliuatą, kad būtų gautas koncentruotas kolonėlės eliuatas;
g) dydžio išskyrimo kolonėlinės chromatografijos taikymas gautam kolonėlės eliuatui arba f) pakopoje gautam koncentruotam kolonėlės eliuatui, kad būtų gautas antrasis kolonėlės eliuatas, sudarytas iš rAAV vektoriaus dalelių, taip atskiriant rAAV vektoriaus daleles nuo baltymų priemaišų, ir pasirinktinai praskiedžiant minėtą antrąjį kolonėlės eliuatą, kad būtų gautas praskiestas antrasis kolonėlės eliuatas;
h) katijonų mainų kolonėlinės chromatografijos taikymas antrajam kolonėlės eliuatui arba g) pakopoje gautam praskiestam antrajam kolonėlės eliuatui, jei anijonų mainų chromatografija arba anijonų mainų kolonėlinė chromatografija taikoma f) pakopoje gautam nuskaidrintam lizatui arba e) pakopoje gautam praskiestam nuskaidrintam lizatui, kad būtų gautas trečiasis kolonėlės eliuatas, sudarytas iš rAAV vektoriaus dalelių, taip atskiriant rAAV vektoriaus daleles nuo baltymų ar kitų gamybos priemaišų, ir pasirinktinai koncentruojant minėtą trečiąjį kolonėlės eliuatą, kad būtų gautas koncentruotas trečiasis kolonėlės eliuatas, ir
i) trečiojo kolonėlės eliuato arba h) pakopoje gauto koncentruoto trečiojo kolonėlės eliuato filtravimas, tokiu būdu gaunant išgrynintas rAAV vektoriaus daleles.

2. Būdas pagal 1 punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad: 
i) b) pakopos ir (arba) f) pakopos ir (arba) h) pakopos koncentravimas atliekamas ultrafiltravimo ir (arba) diafiltravimo būdu, pasirinktinai tangentinio srauto filtravimo būdu;
ii) b) pakopos koncentravimas sumažina minėtų surinktų ląstelių ir ląstelių kultūros supernatanto tūrį maždaug 2-10 kartų;
iii) f) pakopos koncentravimas sumažina kolonėlės eliuato tūrį maždaug 5-20 kartų;
iv) a) pakopoje gauto derliaus arba b) pakopoje gauto koncentruoto derliaus lizavimas atliekamas mikrofluidizacijos būdu;
v) d) pakopa apima apdorojimą nukleaze, tokiu būdu redukuojant teršiančią nukleorūgštį;
vi) nuskaidrintas lizatas arba e) pakopoje praskiestas nuskaidrintas lizatas filtruojamas per filtrą, kurio porų skersmuo yra maždaug nuo 0,1 iki 0,8 mikrono imtinai;
vii) nuskaidrintas lizatas arba e) pakopoje praskiestas nuskaidrintas lizatas skiedžiamas vandeniniu acetato buferiniu tirpalu;
viii) g) pakopos antrosios kolonėlės eliuatas skiedžiamas vandeniniu acetato buferiniu tirpalu, kur minėto vandeninio acetato buferinio tirpalo pH geriausiai būtų maždaug nuo 4,0 iki 7,0 imtinai;
ix) i) pakopoje gautos rAAV vektoriaus dalelės yra suformuotos su paviršiaus aktyviąja medžiaga, kad būtų gauta AAV vektoriaus kompozicija;
x) f) arba h) pakopų anijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima polietileno glikolio (PEG) moduliuotą kolonėlinę chromatografiją;
xi) f) arba h) pakopų anijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima minėtos kolonėlės plovimą vandeniniu paviršinio aktyvumo medžiagos tirpalu prieš rAAV vektoriaus dalelių eliuavimą iš kolonėlės;
xii) f) arba h) pakopų katijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima minėtos kolonėlės plovimą paviršinio aktyvumo medžiagos tirpalu prieš rAAV vektoriaus dalelių eliuavimą iš kolonėlės;
xiii) rAAV vektoriaus dalelės eliuuojamos iš f) arba h) pakopų anijonų mainų chromatografijos kolonėlės vandeniniame Tris-Cl/NaCl buferyje;
xiv) rAAV vektoriaus dalelės eliuuojamos iš f) arba h) pakopų katijonų mainų chromatografijos kolonėlės vandeniniame fosfato/NaCl buferyje;
xv) f) arba h) pakopų anijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima ketvirtinę amonio funkcinę grupę, tokią kaip kvaternizuotas polietileniminas;
xvi) g) pakopos dydžio išskyrimo kolonėlinės chromatografijos atskyrimo diapazonas (molekulinė masė) maždaug yra nuo 10 000 iki 600 000 imtinai, arba
xvii) f) arba h) pakopų katijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima sulfonrūgštį arba funkcinę grupę, tokią kaip sulfopropilas.

3. Būdas pagal 2 (v) punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad nukleazė apima benzonazę.

4. Būdas pagal 2 (x) punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad f) arba h) pakopų anijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima minėtos kolonėlės plovimą PEG tirpalu prieš minėtų rAAV vektoriaus dalelių eliuavimą iš kolonėlės.

5. Būdas pagal 4 punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėtame PEG tirpale esančio PEG vidutinė molekulinė masė yra maždaug nuo 1000 iki 50000 imtinai.

6. Būdas pagal bet kurį iš 2 (xi), 2 (xii), 4 arba 5 punktų, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėtas PEG tirpalas ir/arba minėtas paviršinio aktyvumo medžiagos tirpalas apima vandeninį Tris-Cl/NaCl buferį arba vandeninį fosfato/NaCl buferį.

7. Būdas pagal 6 punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėtas NaCl buferis apima apie 20-250 mM NaCl imtinai arba apie 50-200 mM NaCl imtinai.

8. Būdas pagal 2 (xiii) punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėtas Tris-Cl/NaCl buferis apima 50-200 mM NaCl.

9. Būdas pagal 2 (xiv) punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėtas fosfatinis/NaCl buferis apima apie 100-500 mM NaCl imtinai.

10. Būdas pagal bet kurį iš 1-9 punktų, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad būdas neįtraukia cezio chlorido gradiento ultracentrifugavimo pakopos.

11. Būdas pagal bet kurį iš 1-10 punktų, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad:
a) minėtos rAAV vektoriaus dalelės apima transgeną, kuris koduoja nukleorūgštį, parinktą iš grupės, susidedančios iš siRNR, antisensinės molekulės, miRNR, ribozimo ir shRNR;
b) minėtos rAAV vektoriaus dalelės apima transgeną, kuris koduoja geno produktą, parinktą iš grupės, susidedančios iš insulino, gliukagono, augimo hormono (GH), prieskydinės liaukos hormono (PTH), augimo hormoną atpalaiduojančio faktoriaus (GRF), folikulus stimuliuojančio hormono (FSH), liuteinizuojančio hormono (LH), žmogaus chorioninio gonadotropino (HCG), kraujagyslių endotelio augimo faktoriaus (VEGF), angiopoetinų, angiostatino, granulocitų kolonijas stimuliuojančio faktoriaus (GCSF), eritropoetino (EPO), jungiamojo audinio augimo faktoriaus (CTGF), bazinio fibroblastų augimo faktoriaus (bFGF), rūgštinio fibroblastų augimo faktoriaus (aFGF), epidermio augimo faktoriaus (EGF), transformuojančio augimo faktoriaus α (TGF α), trombocitų augimo faktoriaus (PDGF), I ir II insulino augimo faktorių (IGF-I ir IGF-II), transformuojančio augimo faktoriaus (TGFβ), aktyvinų, inhibinų, nervų augimo faktoriaus (NGF), smegenų kilmės neurotrofinio faktoriaus (BDNF), neurotrofinų NT-3 ir NT4/5, ciliarinio neurotrofinio faktoriaus (CNTF), glijos ląstelių linijos išvesto neurotrofinio faktoriaus (GDNF), neurturino, agrino, netrino-1 ir netrino-2, hepatocitų augimo faktoriaus (HGF), efrino, nogino, sonic hedgehog baltymo (SHH) ir tirozino hidroksilazės;
c) minėtos rAAV vektoriaus dalelės apima transgeną, kuris koduoja geno produktą, parinktą iš grupės, susidedančios iš trombopoetino (TPO), interleukinų (nuo IL-1 iki IL-17), monocitų chemoatraktanto baltymo, leukemiją slopinančio faktoriaus, granulocitų-makrofagų kolonijas stimuliuojančio faktoriaus, Fas-ligando, navikų nekrozės faktorių α ir β, interferonų α, β ir γ, kamieninių ląstelių faktoriaus, flk2/flt3 ligando, IgG, IgM, IgA, IgD ir IgE, chimerinių imunoglobulinų, humanizuotų antikūnų, vienos grandinės antikūnų, T ląstelių receptorių, chimerinių T ląstelių receptorių, vienos grandinės T ląstelių receptorių, I ir II klasės MHC molekulių;
d) minėtos rAAV vektoriaus dalelės apima transgeną, koduojantį baltymą, naudingą koreguoti įgimtas metabolizmo klaidas, parinktas iš grupės, susidedančios iš karbamoilo sintetazės I, ornitino transkarbamilazės (OTC), arginosukcinato sintetazės, arginosukcinato liazės, arginazės, fumarilacetoacetato hidrolazės, fenilalanino hidroksilazės, alfa-1 antitripsino, gliukozės-6-fosfatazės, porfobilinogeno deaminazės, V faktoriaus, VIII faktoriaus, IX faktoriaus, cistationo-beta-sintazės, šakotosios grandinės ketorūgšties dekarboksilazės, albumino, izovaleril-coA dehidrogenazės, propionil-CoA karboksilazės, metilmalonil-CoA mutazės, glutarilo-CoA dehidrogenazės, insulino, beta-gliukozidazės, piruvato karboksilazės, kepenų fosforilazės, fosforilazės kinazės, glicino dekarboksilazės, RPE65, H-baltymo, T-baltymo, cistinės fibrozės transmembraninio reguliatoriaus (CFTR) sekos ir distrofino kDNR sekos, ir/arba
e) minėtos rAAV vektoriaus dalelės turi transgeną, kuris koduoja VIII faktorių arba IX faktorių.

12. Būdas pagal bet kurį iš 1-11 punktų, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad
a) taikant būdą atkuriama maždaug 40-70% visų rAAV vektoriaus dalelių iš a) pakopoje gauto derliaus arba b) pakopoje gauto koncentruoto derliaus;
b) taikant būdą gaunamos rAAV vektoriaus dalelės, kurių grynumas didesnis nei rAAV vektoriaus dalelės, gautos arba išgrynintos AAV afininės chromatografijos būdu;
c) taikant būdą gaunamos rAAV vektoriaus dalelės, kurių grynumas didesnis nei rAAV vektoriaus dalelės, gautos arba išgrynintos AAV afininės chromatografijos būdu kartu taikant anijonų mainų chromatografijos būdą, ir/arba
d) taikant būdą gaunamos rAAV vektoriaus dalelės, kurių grynumas yra didesnis nei rAAV vektoriaus dalelės, gautos arba išgrynintos AAV afininės chromatografijos būdu kartu taikant anijonų mainų chromatografijos būdą ir katijonų gryninimo būdą.

13. Būdas pagal bet kurį iš 1-12 punktų, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėtos rAAV vektoriaus dalelės yra gautos iš AAV, parinktos iš grupės, susidedančios iš AAV1, AAV2, AAV3, AAV4, AAV5, AAV6, AAV7, AAV8, AAV9 ir AAV10.

14. Būdas pagal 1 punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad minėta f) arba h) pakopos anijonų mainų kolonėlinė chromatografija apima polietilenglikolio (PEG) moduliuotą kolonėlinę chromatografiją.

15. Būdas pagal 1 punktą, b e s i s k i r i a n t i s tuo, kad f) arba h) pakopos katijonų mainų kolonėlė apima minėtos kolonėlės plovimą paviršinio aktyvumo medžiagos tirpalu prieš eliuuojant iš kolonėlės minėtas rAAV vektoriaus daleles.
