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Titre : ADMINISTRATION PAR VECTEUR A VIRUS ADENO-ASSOCIE DE MICRO-
DYSTROPHINE SPECIFIQUE DU MUSCLE POUR TRAITER LA DYSTROPHIE
MUSCULAIRE

Abrégé : L'invention concerne des vecteurs de thérapie génique, tels que des vecteurs a
virus adéno-associé (AAV), exprimant un géne de micro-dystrophine humaine miniaturisé
et leur procédé d'utilisation pour exprimer la micro-dystrophine dans les muscles
squelettiques dont le diaphragme et le muscle cardiaque et protéger les fibres musculaires
contre une lésion, augmenter la force musculaire et réduire et/ou prévenir la fibrose chez
les sujets souffrant de dystrophie musculaire.
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Revendications

1. Vecteur AAVrh.74 recombinant comprenant un promoteur/activateur spécifique du
muscle MHCKY7 lié de maniére fonctionnelle a la séquence nucléotidique de la SEQ
ID NO: 1, le vecteur AAVrh.74 recombinant comprenant une répétition terminale
inversée (ITR) AAV2 en &', le promoteur/activateur spécifique du muscle MHCK7, un
intron SV40, la séquence nucléotidique de la SEQ ID NO : 1, un signal de
polyadénylation (PolyA) synthétique et une ITR AAV2 en 3'.

2. Vecteur AAVrh.74 recombinant selon la revendication 1, le vecteur comprenant une
séquence de nucléotides indiquée comme nucléotides 7-5042 de la SEQ ID NO: 3.

3. Composition comprenant le vecteur AAVrh.74 recombinant selon la revendication
1 ou 2, et un support pharmaceutiquement acceptable.

4. Vecteur AAVrh.74 recombinant selon la revendication 1 ou 2 ou composition selon
la revendication 3 pour une utilisation dans le traitement d'une dystrophie musculaire
chez un sujet qui en a besoin.

5. Vecteur AAVrh.74 recombinant selon la revendication 1 ou 2 ou composition selon
la revendication 3 pour une utilisation dans la réduction ou la prévention d'une fibrose
chez un sujet souffrant de dystrophie musculaire.

6. Vecteur AAVrh.74 recombinant ou composition pour une utilisation selon la
revendication 4 ou 5, le sujet souffrant d'une dystrophie musculaire de Duchenne.

7. Vecteur AAVrh.74 recombinant ou composition pour une utilisation selon I'une
quelconque des revendications 4 a 6, le vecteur AAVrh.74 recombinant ou la
composition étant administré(e) par injection intramusculaire ou injection
intraveineuse.

8. Vecteur AAVrh.74 recombinant ou composition pour une utilisation selon l'une
quelconque des revendications 4 a 7, le vecteur AAVrh.74 recombinant ou la
composition étant administré(e) de maniére systémique.
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