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Patenttivaatimukset

1. Kimeerinen antigeenireseptori (CAR), joka kasittdda polypeptidin,
joka kasittaa:

(a) solunulkoisen antigeenisitojadomeenin, joka kasittdd ensimmaisen
yksidomeenivasta-aineen (sdAb), joka sitoutuu spesifisesti ensimmaiseen antigee-
niin, ja toisen sdAb:n, joka sitoutuu spesifisesti toiseen antigeeniin, jossa kumpikin
ensimmainen ja toinen sdAb on VyH;

(b) transmembraanidomeenin; ja

(c) solunsisdisen signalointidomeenin;

jossa ensimmaéinen sdAb on anti-BCMA sdAb, joka kasittda CDR1:n, joka
kasittaa sekvenssin SEQ ID nro 16 aminohapposekvenssin, CDR2:n, joka kasittaa
sekvenssin SEQ ID nro 27 aminohapposekvenssin, ja CDR3:n, joka kasittdd sek-
venssin SEQ ID nro 38 aminohapposekvenssin; ja

jossa toinen sdAb on anti-BCMA sdAb, joka kasittdda CDR1:n, joka kasit-
tad sekvenssin SEQ ID nro 9 aminohapposekvenssin, CDR2:n, joka kasittaa sek-
venssin SEQ ID nro 20 aminohapposekvenssin, ja CDR3:n, joka kasittaa sekvenssin
SEQ ID nro 31 aminohapposekvenssin.

2. Patenttivaatimuksen 1 mukainen CAR, jossa ensimmadinen sdAb si-
jaitsee toisen sdAb:n N-paadssa tai C-paassa.

3. Patenttivaatimuksen 1 tai 2 mukainen CAR, jossa ensimmainen sdAb
ja/tai toinen sdAb ovat kamelieldimen sdAb, kimeerinen sdAb tai humanisoitu
sdAb.

4. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-3 mukainen CAR, jossa ensim-
mainen sdAb ja toinen sdAb on fuusioitu suoraan toisiinsa peptidisidoksen valityk-
sella.

5. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-3 mukainen CAR, jossa ensim-
mainen sdAb ja toinen sdAb on fuusioitu toisiinsa peptidilinkkerin valityksella.

6. Patenttivaatimuksen 5 mukainen CAR, jossa peptidilinkkeri on kor-
keintaan 50 aminohapon pituinen.

7. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-6 mukainen CAR, jossa trans-
membraanidomeeni on molekyylin transmembraanidomeeni, joka molekyyli on
valittu ryhmasta, joka koostuu CD8a:sta, CD4:sta, CD28:sta, CD137:std, CD80:sta,
CD86:sta, CD152:sta ja PD1:sta.

8. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-7 mukainen CAR, jossa solun-
sisdinen signalointidomeeni kasittda immuuniefektorisolun primaarisen solun-

sisdisen signalointidomeenin.
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9. Patenttivaatimuksen 8 mukainen CAR, jossa primaarinen solunsisai-
nen signalointidomeeni on CD3{:n primaarinen solunsisiinen signalointidomeeni.

10. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-9 mukainen CAR, jossa so-
lunsisainen signalointidomeeni kasittda kostimulatorisen signalointidomeenin.

11. Patenttivaatimuksen 10 mukainen CAR, jossa kostimulatorinen sig-
nalointidomeeni on kostimulatorisen molekyylin kostimulatorinen signalointido-
meeni, joka kostimulatorinen molekyyli on valittu ryhmastd, joka koostuu
CD27:st3, CD28:sta, CD137:sta, 0X40:sta, CD30:sta, CD40:std, CD3:sta, LFA-1:st3,
CD2:sta, CD7:sta, LIGHT:std, NKG2C:sta, B7-H3:sta ja niiden yhdistelmista, edulli-
sesti CD137:sta.

12. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-11 mukainen CAR, joka ka-
sittaa lisaksi saranadomeenin, joka sijaitsee solunulkoisen antigeenisitojadomee-
nin C-pédan ja transmemraanidomeenin N-paan valissa.

13. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-12 mukainen CAR, joka ka-
sittaa lisaksi signaalipeptidin, joka sijaitsee polypeptidin N-paassa.

14. Eristetty nukleiinihappo, joka kasittdda nukleiinihapposekvenssin,
joka koodittaa minka tahansa patenttivaatimuksen 1-13 mukaista CAR:ia.

15. Vektori, joka kasittad patenttivaatimuksen 14 mukaisen eristetyn
nukleiinihapon.

16. Patenttivaatimuksen 15 mukainen vektori, jossa vektori on lentivi-
rusvektori.

17. Patenttivaatimuksen 16 mukainen vektori, jossa lentivirusvektori
on itseinaktivoituva lentivirusvektori.

18. Muokattu immuuniefektorisolu, joka kasittda minka tahansa patent-
tivaatimuksen 1-13 mukaisen CAR:n, patenttivaatimuksen 14 mukaisen eristetyn
nukleiinihapon tai minka tahansa patenttivaatimuksen 15-17 mukaisen vektorin.

19. Patenttivaatimuksen 18 mukainen muokattu immuuniefektorisolu,
jossa immuuniefektorisolu on T-solu.

20. Farmaseuttinen koostumus, joka kasittaa patenttivaatimuksen 18
tai 19 mukaista muokattua immuuniefektorisolua ja farmaseuttisesti hyvaksytta-
vaa kantajaa.

21. Patenttivaatimuksessa 20 maaritelty farmaseuttinen koostumus
kaytettavaksi menetelmassa, jolla hoidetaan sy6paa yksilossa.

22. Farmaseuttinen koostumus kaytettavaksi patenttivaatimuksen 21

mukaisesti, jossa muokattu immuuniefektorisolu on autologinen.



23. Farmaseuttinen koostumus kaytettdvaksi patenttivaatimuksen 21
tai 22 mukaisesti, jossa syopa on multippeli myelooma, akuutti lymfoblastinen leu-
kemia tai krooninen lymfosyyttinen leukemia.

24. Farmaseuttinen koostumus kaytettdvaksi patenttivaatimuksen 23

5 mukaisesti, jossa syopa on multippeli myelooma.
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