1. Genetiškai modifikuota ląstelė, apimanti delecijas ir (arba) įterpimus, kurie atsirado nukleazės dėka, endogeninėje BCL11a stipriklio sekoje, apimanti skaldymo domeną ir DNR surišantį domeną, kuris prisiriša prie tikslinės vietos, apimančios bent 9 bazių poras sekose SEQ ID Nr. 71–74 .

2. Genetiškai modifikuota ląstelė pagal 1 punktą, kur ląstelė yra kamieninė ląstelė.

3. Genetiškai modifikuota ląstelė pagal 2 punktą, kur kamieninė ląstelė yra kraujodaros kamieninė ląstelė, tokia kaip CD34+ kraujodaros kamieninė ląstelė.

4. Genetiškai modifikuota diferencijuota ląstelė, kilusi iš kamieninės ląstelės pagal 2 arba 3 punktą.

5. Genetiškai modifikuota diferencijuota ląstelė pagal 4 punktą, kur ląstelė yra raudonasis kraujo kūnelis (RBC).

6. Genetiškai modifikuota ląstelė pagal bet kurį iš 1 - 5 punktų, kur DNR surišantis domenas apima cinko pirštų baltymą (ZFP), TAL efektoriaus domeno baltymą arba atskirą CRISPR/ Cas sistemos nukreipiančią RNR.
7. Farmacinė kompozicija, apimanti genetiškai modifikuotą ląstelę pagal bet kurį iš 1 - 6 punktų. 

8. Farmacinė kompozicija pagal 7 punktą, skirta naudoti hemoglobinopatijos gydymui arba prevencijai. 

9. Farmacinė kompozicija pagal 7 punktą, skirta naudoti taikant hemoglobinopatijos gydymo arba prevencijos būdą pacientui, kuriam reikia padidinti globino geno raišką, kur būdas apima farmacinės kompozicijos įvedimą pacientui tokiu kiekiu, kuris yra pakankamas paciento globino geno raiškos pagerinimui. 

10. Farmacinė kompozicija, skirta naudoti pagal 9 punktą, kur globino geno raiška yra susintetintos globino mRNR arba globino baltymo lygis. 

11. Farmacinė kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 8 - 10 punktų, kur hemoglobinopatija yra talasemija arba pjautuvinių ląstelių liga, tokia kaip β-talasemija. 

