1. Nukleorūgštis, koduojanti sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, kur sutrumpintas žmogaus RPGR baltymas yra ne mažiau kaip 95% tapatus visam SEQ ID Nr. 2 ilgiui.

2. Nukleorūgštis pagal 1 punktą, kur:
nukleorūgštis, koduojanti sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, yra kontroliuojama žmogaus rodopsino kinazės (hRK) promotoriaus; kur
(a) hRK promotorius apima SEQ ID Nr. 5; arba
(b) hRK promotorius iš esmės susideda iš SEQ ID Nr. 5.

3. Nukleorūgštis pagal 1 arba 2 punktą, kur nukleorūgštis koduoja sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, kuris apima SEQ ID Nr. 2.

4. Nukleorūgštis pagal bet kurį iš 1-3 punktų, kur nukleorūgštis koduoja sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, kuris susideda iš SEQ ID Nr. 2.

5. Nukleorūgštis pagal bet kurį iš 1-4 punktų, kur nukleorūgštis, koduojanti sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, yra ne mažiau kaip 95% tapati visam SEQ ID Nr. 1 ilgiui.

6. Nukleorūgštis pagal bet kurį iš 1-5 punktų, skirta naudoti gydant žmogų, sergantį su X-susijusiu pigmentiniu retinitu (XLRP) arba kita oftalmologine liga, atsiradusia dėl geno, koduojančio pigmento retinito GTPazės reguliatoriaus (RPGR) baltymą, funkcijos praradimo mutacijos.

7. Virusinis vektorius, apimantis nukleorūgštį pagal bet kurį iš 1-5 punktų.

8. Virusinis vektorius pagal 7 punktą, kuris yra adeno-asocijuotas virusinis vektorius, pasirinktinai, kur adeno-asocijuotas virusinis vektorius yra AAV2 arba AAV8.

9. Virusinis vektorius pagal 8 punktą, kur adeno-asocijuotas virusinis vektorius yra AAV2/8.

10. Virusinis vektorius pagal bet kurį iš 7-9 punktų, skirtas naudoti gydant žmogų, sergantį su X-susijusiu pigmentiniu retinitu (XLRP) arba kita oftalmologine liga, atsiradusia dėl geno, koduojančio pigmento retinito GTPazės reguliatoriaus (RPGR) baltymą, funkcijos praradimo mutacijos.

11. Išskirta ląstelė-šeimininkė, apimanti virusinį vektorių pagal 7-9 punktus arba nukleorūgštį pagal bet kurį iš 1-5 punktų.

12. Išskirta ląstelė-šeimininkė pagal 11 punktą, kur ląstelė vykdo sutrumpinto žmogaus RPGR baltymo raišką.

13. Adeno-asocijuotas virusinis vektorius, apimantis nukleorūgštį, koduojančią sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, kur sutrumpintas žmogaus RPGR baltymas yra ne mažiau kaip 95 % tapatus visam SEQ ID Nr. 2 ilgiui, skirtas naudoti gydant žmogų, sergantį su X-susijusiu pigmentiniu retinitu (XLRP) arba kita oftalmologine liga, atsiradusia dėl geno, koduojančio pigmento retinito GTPazės reguliatoriaus (RPGR) baltymą, funkcijos praradimo mutacijos.

14. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal 13 punktą, kur nukleorūgštis, koduojanti sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, yra kontroliuojama žmogaus rodopsino kinazės (hRK) promotoriaus.

15. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal 13 arba 14 punktą, kur:
(a) hRK promotorius apima arba iš esmės susideda iš SEQ ID Nr. 5; ir/arba
(b) nukleorūgštis, koduojanti sutrumpintą žmogaus RPGR baltymą, apima arba iš esmės susideda iš sekos, kuri yra ne mažiau kaip 95 % tapati SEQ ID Nr. 1.

16. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 13-15 punktų, kur adeno-asocijuotas virusinis vektorius yra AAV2 arba AAV8.

17. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 13-15 punktų, kur adeno-asocijuotas virusinis vektorius yra AAV2/8.

18. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 13-17 punktų, kur sutrumpintas žmogaus RPGR baltymas apima SEQ ID Nr. 2.

19. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 13-18 punktų, kur sutrumpintas žmogaus RPGR baltymas susideda iš SEQ ID Nr. 2.

20. Virusinis vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 13-19 punktų;
(a) kur naudojimas 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, kai mikroinjekcinė kaniulė įterpiama į subretinalinę ertmę, esančią priešais regos nervą ir tiesiai virš didžiųjų arkadinių kraujagyslių, kad skysčio srautas būtų nukreiptas į geltonąją dėmę.
