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FIG. 1

scAAV- MHCK7-CSRP3 - 2,430 bp

2
SBShpbp 588bp 2026p U
M5bp 133bp

ttggccactccctctctgegegetegetegetcactgaggecgececgggcaaageeegggegteg
ggcgacctttggtcgeecggectcagtgagegagegagegegcagagagggagtggecaactec
atcactaggggttcctACCCTTCAGATTAAAAATAACTGAGGTAAGGGCCTGGG
TAGGGGAGGTGGTGTGAGACGCTCCTGTCTCTCCTCTATCTGCCCATCGG
CCCTTTGGGGAGGAGGAATGTGCCCAAGGACTAAAAAAAGGCCATGGAG
CCAGAGGGGCGAGGGCAACAGACCTTTCATGGGCAAACCTTGGGGCCCT
GCTGTCTAGCATGCCCCACTACGGGTCTAGGCTGCCCATGTAAGGAGGCA
AGGCCTGGGGACACCCGAGATGCCTGGTTATAATTAACCCAGACATGTG
GCTGCCCCCCCCCCCCCAACACCTGCTGCCTCTAAAAATAACCCTGTCCCT
GGTGGATCCCCTGCATGCGAAGATCTTCGAACAAGGCTGTGGGGGACTG
AGGGCAGGCTGTAACAGGCTTGGGGGCCAGGGCTTATACGTGCCTGGGA
CTCCCAAAGTATTACTGTTCCATGTTCCCGGCGAAGGGCCAGCTGTCCCCC
GCCAGCTAGACTCAGCACTTAGTTTAGGAACCAGTGAGCAAGTCAGCCCT
TGGGGCAGCCCATACAAGGCCATGGGGCTGGGCAAGCTGCACGCCTGG
GTCCGGGGTGGGCACGGTGCCCGGGCAACGAGCTGAAAGCTCATCTGCT
CTCAGGGGCCCCTCCCTGGGGACAGCCCCTCCTGGCTAGTCACACCCTGT
AGGCTCCTCTATATAACCCAGGGGCACAGGGGCTGCCCTCATTCTACCAC
CACCTCCACAGCACAGACAGACACTCAGGAGCCAGCCAGGCCACCATGCC
AAACTGGGGCGGAGGCGCAAAATGTGGAGCCTGTGAAAAGACCGTCTAC
CATGCAGAAGAAATCCAGTGCAATGGAAGGAGTTTCCACAAGACGTGTTT
CCACTGCATGGCCTGCAGGAAGGCTCTTGACAGCACGACAGTCGCGGCT
CATGAGTCGGAGATCTACTGCAAGGTGTGCTATGGGCGCAGATATGGCC
CCAAAGGGATCGGGTATGGACAAGGCGCTGGCTGTCTCAGCACAGACAC
GGGCGAGCATCTCGGCCTGCAGTTCCAACAGTCCCCAAAGCCGGCACGCT
CAGTTACCACCAGCAACCCTTCCAAATTCACTGCGAAGTTTGGAGAGTCC
GAGAAGTGCCCTCGATGTGGCAAGTCAGTCTATGCTGCTGAGAAGGTTAT
GGGAGGTGGCAAGCCTTGGCACAAGACCTGTTTCCGCTGTGCCATCTIGTG
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GGAAGAGTCTGGAGTCCACAAATGTCACTGACAAAGATGGGGAACTTTA
TTGCAAAGTTTGCTATGCCAAAAATTTTGGCCCCACGGGTATTGGGTTTG
GAGGCCTTACACAACAAGTGGAAAAGAAAGAATGATCAACCTCTGGATT
ACAAAATTTGTGAAAGATTGACTGGTATTCTTAACTATGTTGCTCCTTTTA
CGCTATGTGGATACGCTGCTTTAATGCCTTTGTATCATGCTATTGCTTCCC
GTATGGCTTTCATTTTCTCCTCCTTGTATAAATCCTGGTTGCTGTCTCTTTAT
GAGGAGTTGTGGCCCGTTGTCAGGCAACGTGGCGTGGTGTGCACTGTGT
TTGCTGACGCAACCCCCACTGGTTGGGGCATTGCCACCACCTGTCAGCTC
CTTTCCGGGACTTTCGCTTTCCCCCTCCCTATTGCCACGGCGGAACTCATC
GCCGCCTGCCTTGCCCGCTGCTGGACAGGGGCTCGGCTGTTGGGCACTG
ACAATTCCGTGGTGTTGTCGGGGAAATCATCGTCCTTTCCTTGGCTGCTCG
CCTGTGTTGCCACCTGGATTCTGCGCGGGACGTCCTTCTGCTACGTCCCTT
CGGCCCTCAATCCAGCGGACCTTCCTTCCCGCGGCCTGLTGCCGGLTCTGC
GGCCTCTTCCGCGTCTTCGCCTTCGCCCTCAGACGAGTCGGATCTCCCTTT
GGGCCGCCTCCCCGCACTGCCCGGGTGGCATCCCTGTGACCCCTCCCCAG
TGCCTCTCCTGGCCCTGGAAGTTGCCACTCCAGTGCCCACCAGCCTTGTCC
TAATAAAATTAAGTTGCATCATTTTGTCTGACTAGGTGTCCTTCTATAATAT
TATGGGGTGGAGGGGGGTGGTATGGAGCAAGGGGCCCAAGTTGGGAA
GAAACCTGTAGGGCCTGCaggaacccctagtgatggagactccctctctgegegceteget
cgctcactgaggecgggcegaccaaaggtcgeccgacgeccgggctttgecegggeggectcagt

gagcgagcgagegegcagagagggagt

FIG. I (con’t)
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FIG. 2
sCAAV-hTnT-CSRP3 - 2,203 bp
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544bp 585bpbp 588bp 202bp i
145hp 133bp

ttggccactccctctetgegegetegetegetcactgaggecgecegggcaaageccgggegtceg
ggcgacctttggtcgeccggectcagtgagegagegagegegcagagagggagtggecaactee
atcactaggggttcctCTCAGTCCATTAGGAGCCAGTAGCCTGGAAGATGTCTT
TACCCCCAGCATCAGTTCAAGTGGAGCAGCACATAACTCTTGCCCTCTGCC
TTCCAAGATTCTGGTGCTGAGACTTATGGAGTGTCTTGGAGGTTGCCTTCT
GCCCCCCAACCCTGCTCCCAGCTGGCCCTCCCAGGLCCTGGGETTGCTGGELC
TCTGCTTTATCAGGATTCTCAAGAGGGACAGCTGGTTTATGTTGCATGACT
GTTCCCTGCATATCTGCTCTGGTTTTAAATAGCTTATCTGAGCAGCTGGAG
GACCACATGGGCTTATATGGCGTGGGGTACATGTTCCTGTAGCCTTGTCC
CTGGCACCTGCCAAAATAGCAGCCAACACCCCCCACccccAccaecATCCC
CCTGCCCCACCCGTCCCCTGTCGCACATTCCTCCCTCCGCAGGGCTGGCTC
ACCAGGCCCCAGCCCACATGCCTGCTTAAAGCCCTCTCCATCCTCTGCCTC
ACCCAGTCCCCGCTGAGACTGAGCAGACGCCTCCAGGATCTGTCGGCAG
GCCACCATGCCAAACTGGGGCGGAGGCGCAAAATGTGGAGCCTGTGAAA
AGACCGTCTACCATGCAGAAGAAATCCAGTGCAATGGAAGGAGTTTCCAC
AAGACGTGTTTCCACTGCATGGCCTGCAGGAAGGCTCTTGACAGCACGAC
AGTCGCGGCTCATGAGTCGGAGATCTACTGCAAGGTGTGCTATGGGCGC
AGATATGGCCCCAAAGGGATCGGGTATGGACAAGGCGCTGGCTGTCTCA
GCACAGACACGGGCGAGCATCTCGGCCTGCAGTTCCAACAGTCCCCAAA
GCCGGCACGCTCAGTTACCACCAGCAACCCTTCCAAATTCACTGCGAAGTT
TGGAGAGTCCGAGAAGTGCCCTCGATGTGGCAAGTCAGTCTATGCTGCT
GAGAAGGTTATGGGAGGTGGCAAGCCTTGGCACAAGACCTGTTTCCGCT
GTGCCATCTGTGGGAAGAGTCTGGAGTCCACAAATGTCACTGACAAAGAT
GGGGAACTTTATTGCAAAGTTTGCTATGCCAAAAATTTTGGCCCCACGGG
TATTGGGTTTGGAGGCCTTACACAACAAGTGGAAAAGAAAGAATGATCA
ACCTCTGGATTACAAAATTTGTGAAAGATTGACTGGTATTCTTAACTATGT
TGCTCCTTTTACGCTATGTGGATACGCTGCTTTAATGCCTTTGTATCATGCT
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ATTGCTTCCCGTATGGCTTTCATTTTCTCCTCCTTGTATAAATCCTGGTTGC
TGTCTCTTTATGAGGAGTTGTGGCCCGTTGTCAGGCAACGTGGCGTGGTG
TGCACTGTGTTTGCTGACGCAACCCCCACTGGTTGGGGCATTGCCACCAC
CTGTCAGCTCCTTTCCGGGACTTTCGCTTTCCCCCTCCCTATTGCCACGGCG
GAACTCATCGCCGCCTGCCTTGCCCGCTGCTGGACAGGGGCTCGGCTGTT
GGGCACTGACAATTCCGTGGTGTTGTCGGGGAAATCATCGTCCTTTCCTT
GGCTGCTCGCCTGTGTTGCCACCTGGATTCTGCGCGGGACGTCCTTCTGCT
ACGTCCCTTCGGCCCTCAATCCAGCGGACCTTCCTTCCCGCGGCCTGCLTGC
CGGCTCTGCGGCCTCTTCCGCGTCTTCGCCTTCGCCCTCAGACGAGTCGGA
TCTCCCTTTGGGCCGCCTCCCCGCACTGCCCGGGTGGCATCCCTGTGACCC
CTCCCCAGTGCCTCTCCTGGCCCTGGAAGTTGCCACTCCAGTGCCCACCAG
CCTTGTCCTAATAAAATTAAGTTGCATCATTTTGTCTGACTAGGTGTCCTTC
TATAATATTATGGGGTGGAGGGGGGTGGTATGGAGCAAGGGGCCCAAG
TTGGGAAGAAACCTGTAGGGCCTGCaggaacccctagtgatggagactccectctctg
cgcgctegetegetcactgaggecgggegaccaaaggtcgeccgacgeccgggetttgeeeggg

cggcctcagtgagegagegagegegcagagagggagt

FIG. 2 (con’t)
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FIG. 3

scAAV- MHCK7-CSRP3 - 2,430 bp — codon optimized

5886p 202bp i
145bp 133bp
Ttggccactecectcetetgegegetegetegetcactgaggecgecegggeaaageeegggegteg
ggcgacctttggtcgeccggectcagtgagegagegagegegcagagagggagtggecaactcc
atcactaggggttcctACCCTTCAGATTAAAAATAACTGAGGTAAGGGCCTGGG
TAGGGGAGGTGGTGTGAGACGCTCCTGTCTCTCCTCTATCTGCCCATCGG
CCCTTTGGGGAGGAGGAATGTGCCCAAGGACTAAAAAAAGGCCATGGAG
CCAGAGGGGCGAGGGCAACAGACCTTTCATGGGCAAACCTTGGGGCCCT
GCTGTCTAGCATGCCCCACTACGGGTCTAGGCTGCCCATGTAAGGAGGCA
AGGCCTGGGGACACCCGAGATGCCTGGTTATAATTAACCCAGACATGTG
GCTGCCCCCCCCCCCCCAACACCTGCTGCCTCTAAAAATAACCCTGTCCCT
GGTGGATCCCCTGCATGCGAAGATCTTCGAACAAGGCTGTGGGGGACTG
AGGGCAGGCTGTAACAGGCTTGGGGGCCAGGGCTTATACGTGCCTGGGA
CTCCCAAAGTATTACTGTTCCATGTTCCCGGCGAAGGGCCAGCTGTCCCCC
GCCAGCTAGACTCAGCACTTAGTTTAGGAACCAGTGAGCAAGTCAGCCCT
TGGGGCAGCCCATACAAGGCCATGGGGCTGGGCAAGCTGCACGCCTGG
GTCCGGGGTGGGCACGGTGCCCGGGCAACGAGCTGAAAGCTCATCTGCT
CTCAGGGGCCCCTCCCTGGGGACAGCCCCTCCTGGCTAGTCACACCCTGT
AGGCTCCTCTATATAACCCAGGGGCACAGGGGCTGCCCTCATTCTACCAC
CACCTCCACAGCACAGACAGACACTCAGGAGCCAGCCAGGCCACCATGCC
CAATTGGGGTGGAGGAGCTAAATGTGGAGCTTGTGAAAAAACAGTTTAT
CATGCTGAAGAAATTCAATGTAATGGAAGATCTTTTCATAAAACATGTTTT
CATTGTATGGCTTGTAGAAAAGCACTTGATTCTACAACTGTTGCAGCACAT
GAAAGTGAAATCTATTGTAAAGTATGTTATGGAAGAAGATATGGACCAA
AAGGAATTGGATATGGACAAGGAGCAGGATGTCTTTCTACAGATACTGG
AGAACATTTGGGATTGCAATTTCAACAAAGTCCTAAACCAGCTAGATCTG
TTACAACAAGTAATCCATCAAAATTTACTGCTAAATTTGGAGAATCCGAAA
AATGTCCTAGATGTGGAAAATCAGTATATGCTGCTGAAAAAGTTATGGGA
GGTGGAAAACCATGGCATAAGACATGTTTTAGATGTGCAATTTGTGGTAA
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ATCTTTGGAATCTACAAATGTTACAGATAAAGATGGAGAATTGTATTGTA
AAGTTTGTTATGCTAAAAATTTTGGACCTACAGGTATAGGATTTGGAGGT
TTGACACAACAAGTTGAAAAAAAAGAATGATCAACCTCTGGATTACAAAA
TTTGTGAAAGATTGACTGGTATTCTTAACTATGTTGCTCCTTTTACGCTATG
TGGATACGCTGCTTTAATGCCTTTGTATCATGCTATTGCTTCCCGTATGGCT
TTCATTTTCTCCTCCTTGTATAAATCCTGGTTGCTGTCTCTTTATGAGGAGT
TGTGGCCCGTTGTCAGGCAACGTGGCGTGGTGTGCACTGTGTTTGCTGAC
GCAACCCCCACTGGTTGGGGCATTGCCACCACCTGTCAGCTCCTTTCCGG
GACTTTCGCTTTCCCCCTCCCTATTGCCACGGCGGAACTCATCGCCGCCTG
CCTTGCCCGCTGCTGGACAGGGGCTCGGCTGTTGGGCACTGACAATTCCG
TGGTGTTGTCGGGGAAATCATCGTCCTTTCCTTGGCTGCTCGCCTGTGTTG
CCACCTGGATTCTGCGCGGGACGTCCTTCTGCTACGTCCCTTCGGCCCTCA
ATCCAGCGGACCTTCCTTCCCGCGGCCTGCTGCCGGCTCTGCGGCCTCTTC
CGCGTCTTCGCCTTCGCCCTCAGACGAGTCGGATCTCCCTTTGGGCCGCCT
CCCCGCACTGCCCGGGTGGCATCCCTGTGACCCCTCCCCAGTGCCTCTCCT
GGCCCTGGAAGTTGCCACTCCAGTGCCCACCAGCCTTGTCCTAATAAAATT
AAGTTGCATCATTTTGTCTGACTAGGTGTCCTTCTATAATATTATGGGGTG
GAGGGGGGTGGTATGGAGCAAGGGGCCCAAGTTGGGAAGAAACCTGTA
GGGCCTGCaggaacccctagtgatggagactccctctetgegegetcgcetegetcactgaggce
cgggcegaccaaaggtcgeccgacgeccgggctttgececgggeggectcagtgagegagegage
gcgcagagagggasgt

FIG. 3 (con’t)
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FIG. 4

SsCAAV-hTnT-CSRP3 - 2,203 bp — Codon optimized
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544bp 10bp 585bpbp 588bp 202bp 3
245bp 133by

ttggccactcectctctgegegetegetegetcactgaggecgecegggcaaageeegggegteg
ggcgacctttggtcgeccggectcagtgagegagegagegegcagagagggagtggecaactec
atcactaggggttcctCTCAGTCCATTAGGAGCCAGTAGCCTGGAAGATGTCTT
TACCCCCAGCATCAGTTCAAGTGGAGCAGCACATAACTCTTGCCCTCTGCC
TTCCAAGATTCTGGTGCTGAGACTTATGGAGTGTCTTGGAGGTTGCCTTCT
GCCCCCCAACCCTGCTCCCAGCTGGCCCTCCCAGGLCCTGGAETTGLTGGELC
TCTGCTTTATCAGGATTCTCAAGAGGGACAGCTGGTTTATGTTGCATGACT
GTTCCCTGCATATCTGCTCTGGTTTTAAATAGCTTATCTGAGCAGCTGGAG
GACCACATGGGCTTATATGGCGTGGGGTACATGTTCCTGTAGCCTTGTCC
CTGGCACCTGCCAAAATAGCAGCCAACACCCCCCACCCCCACCELCATCCCC
CCTGCCCCACCCGTCCCCTGTCGCACATTCCTCCCTCCGCAGGGCTGGCTC
ACCAGGCCCCAGCCCACATGCCTGCTTAAAGCCCTCTCCATCCTCTGCCTC
ACCCAGTCCCCGCTGAGACTGAGCAGACGCCTCCAGGATCTGTCGGCAG
GCCACCATGCCCAATTGGGGTGGAGGAGCTAAATGTGGAGCTTGTGAAA
AAACAGTTTATCATGCTGAAGAAATTCAATGTAATGGAAGATCTTTTCATA
AAACATGTTTTCATTGTATGGCTTGTAGAAAAGCACTTGATTCTACAACTG
TTGCAGCACATGAAAGTGAAATCTATTGTAAAGTATGTTATGGAAGAAGA
TATGGACCAAAAGGAATTGGATATGGACAAGGAGCAGGATGTCTTTCTA
CAGATACTGGAGAACATTTGGGATTGCAATTTCAACAAAGTCCTAAACCA
GCTAGATCTGTTACAACAAGTAATCCATCAAAATTTACTGCTAAATTTGGA
GAATCCGAAAAATGTCCTAGATGTGGAAAATCAGTATATGCTGCTGAAAA
AGTTATGGGAGGTGGAAAACCATGGCATAAGACATGTTTTAGATGTGCA
ATTTGTGGTAAATCTTTGGAATCTACAAATGTTACAGATAAAGATGGAGA
ATTGTATTGTAAAGTTTGTTATGCTAAAAATTTTGGACCTACAGGTATAGG
ATTTGGAGGTTTGACACAACAAGTTGAAAAAAAAGAATGATCAACCTCTG
GATTACAAAATTTGTGAAAGATTGACTGGTATTCTTAACTATGTTGCTCCT
TTTACGCTATGTGGATACGCTGCTTTAATGCCTTTGTATCATGCTATTGCTT
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CCCGTATGGCTTTCATTTTCTCCTCCTTGTATAAATCCTGGTTGCTGTCTCT
TTATGAGGAGTTGTGGCCCGTTGTCAGGCAACGTGGCGTGGTGTGCACT
GTGTTTGCTGACGCAACCCCCACTGGTTGGGGCATTGCCACCACCTGTCA
GCTCCTTTCCGGGACTTTCGCTTTCCCCCTCCCTATTGCCACGGCGGAACT
CATCGCCGCCTGCCTTGCCCGCTGCTGGACAGGGGCTCGGCTGTTGGGCA
CTGACAATTCCGTGGTGTTGTCGGGGAAATCATCGTCCTTTCCTTGGCTGC
TCGCCTGTGTTGCCACCTGGATTCTGCGCGGGACGTCCTTCTGCTACGTCC
CTTCGGCCCTCAATCCAGCGGACCTTCCTTCCCGCGGCCTGCTGCCGGCLTC
TGCGGCCTCTTCCGCGTCTTCGCCTTCGCCCTCAGACGAGTCGGATCTCCC
TTTGGGCCGCCTCCCCGCACTGCCCGGGTGGCATCCCTGTGACCCCTCCCC
AGTGCCTCTCCTGGCCCTGGAAGTTGCCACTCCAGTGCCCACCAGCCTTGT
CCTAATAAAATTAAGTTGCATCATTTTGTCTGACTAGGTGTCCTTCTATAAT
ATTATGGGGTGGAGGGGGGTGGTATGGAGCAAGGGGCCCAAGTTGGGA
AGAAACCTGTAGGGCCTGCaggaacccctagtgatggagactccctctetgegegeteg
ctcgctcactgaggecgggegaccaaaggtcgeccgacgeccgggctttgecegggeggectcea

glgagcgagcgagegegeagagagggast

FIG. 4 (con’t)
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20pg/lane
Lane 1: AAV9 MHCK7 CSRP3
Lane 2: AAV9 hTnT CSRP3
Lane 3: AAVrh74 MHCK7 CSRP3
Lane 4: AAVrh74 hTnT CSRP3
Lane 5: CHO-Lec2 Non-Transduced

FIG. 5A

KDy {ﬁé kDa) 15ug/lane
Lane 1: AAV9 MHCK7 CSRP3

Lane 2: AAV9 hTnT CSRP3

Lane 3: AAVrh74 MHCK7 CSRP3
Lane 4: AAVrh74 hTnT CSRP3
Lane 5: AAV9-GFP

Lane 6: AC16 Non-Transduced

FIG. 5B



