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Figure 8A. — Schematic map of injection sites for Cohort 1
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Figure 8B. — Schematic map of injection sites for Cohort 3
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Figure 9

sc pAAV.tMCK.NT3 vector full Sequence (5884bp) SEQ ID NO: 11

CAGCAGCTGCGCGCTCGCTCGCTCACTGAGGCCGCCCGGGCARAGCCCGGGCGTCGGGCGACCTTTGGTC
GCCCGGCCTCAGTGAGCGAGCGAGCGCGCAGAGAGGGAGTGGggttaaccaattggeggecgcaaactty
catgeccccactacgggtctaggetgeccatgtaaggaggcaaggectggggacacccgagatgeetggtt
ataattaaccccaacacctgectgececcecceccccaacacetgetgectgagectgageggttacceca
cceeggtgectgggtettaggetetgtacaccatggaggagaagetegetetaaaaataacectgteect
ggtggatccactacgggtectatgetgeccatgtaaggaggcaaggectggggacacececgagatgectggt
tataattaaccccaacacctgetgececcececececceccaacacctgetgectgagectgageggttaceee
accceggtgeetgggtettaggetetgtacaccatggaggagaagetegetetaaaaataaccctgtecee
tggtggaccactacgggtctaggetgeccatgtaaggaggcaaggectggggacacccgagatgectggt
tataattaaccccaacacctgetgeceececececcaacacctgetgectgagectgageggttaceecea
ccceggtgectgggtcecttaggetetgtacaccatggaggagaagetegetctaaaaataacectgtecet
ggtecteectggggacagecectectggetagtcacacectgtaggetectetatataacccaggggeac
aggggctgccceccgggtcacctgecagaagttggtecgtgaggcactgggcaggtaagtatcaaggttacaa
gacaggtttaaggagaccaatagaaactgggcttgtcgagacagagaagactettgegtttetgatagge
acctattggtcttactgacatccactttgectttetetecacaggtgtecacteccagttcaattacage
gegtggtacctgeagggatatCeaccATGTCCATCTTGTTTTATGTGATATT TCTCGCTTATCTCCGTGG
CATCCAAGGTAACAACATGGATCAAAGGAGTTTGCCAGAAGACTCGCTCAATTCCCTCATTATTAAGCTG
ATCCAGGCAGATATTTTGAAAAACAAGCTCTCCAAGCAGATGGTGGACGTTAAGGAAAATTACCAGAGCA
CCCTGCCCAAAGCTGAGGCTCCCCGAGAGCCGGAGCGGGGAGGGCCCGCCAAGTCAGCATTCCAGCCGGT
GATTGCAATGGACACCGAACTGCTGCGACAACAGAGACGCTACAACTCACCGCGGGTCCTGCTGAGCGAC
AGCACCCCCTTGGAGCCCCCGCCCTTGTATCTCATGGAGGATTACGTGGGCAGCCCCGTGGTGGCGAACA
GAACATCACGGCGGAAACGGTACGCGGAGCATAAGAGTCACCGAGGGGAGTACTCGGTATGTGACAGTGA
GAGTCTGTGGGTGACCGACAAGTCATCGGCCATCGACATTCGGGGACACCAGGTCACGGTGCTGGGGGAG
ATCAAAACGGGCAACTCTCCCGTCAAACAATATTTTTATGAAACGCGATGTAAGGAAGCCAGGCCGGTCA
AAAACGGTTGCAGGGGTATTGATGATAAACACTGGAACTCTCAGTGCAAAACATCCCAAACCTACGTCCG
AGCACTGACTTCAGAGAACAATAAACTCgtgggctggcggtggatacggatagacacgtectgtgtgtgt
gccttgtcgagaaaaatcggaagaacatgaGGCGGCCGCGGGGATCCAGACATGATAAGATACATTGATG
AGTTTGGACAAACCACAACTAGAATGCAGTGAAAAAAATGCTTTATTTGTGAAATTTGTGATGCTATTGC
TTTATTTGTAACCATTATAAGCTGCAATAAACAAGTTAACAACAACAATTGCATTICATTTTATGTTITCAG
GTTCAGGGGGAGGTGTGGGAGGTTTTTTCggcgegectCTAGAGCATGGCTACGTAGATAAGTAGCATGG
CGGGTTAATCATTAACTACAAGGAACCCCTAGTGATGGAGTTGGCCACTCCCTCTCTGCGCGCTCGCTCG
CTCACTGAGGCCGGGCGACCARAGGTCGCCCGACGCCCGGGCTTTGCCCGGGCGGCCTCAGTGAGCGAGC
GAGCGCGCCAGCTGGCGTAATAGCGAAGAGGCCCGCACCGATCGCCCTTCCCAACAGTTGCGCAGCCTGA
ATGGCGAATGGAATTCCAGACGATTGAGCGTCAAAATGTAGGTATTTCCATGAGCGTTTTTCCTGTTGCA
ATGGCTGGCGGTAATATTGTTCTGGATATTACCAGCAAGGCCGATAGTTTGAGTTCTTCTACTCAGGCAA
GTGATGTTATTACTAATCAAAGAAGTATTGCGACAACGGTTAATTTGCGTGATGGACAGACTCTTTTACT
CGGTGGCCTCACTGATTATAAAAACACTTCTCAGGATTCTGGCGTACCGTTCCTGTCTAAAATCCCTTTA
ATCGGCCTCCTGTTTAGCTCCCGCTCTGATTCTAACGAGGAAAGCACGTTATACGTGCTCGTCAAAGCAA
CCATAGTACGCGCCCTGTAGCGGCGCATTAAGCGCGGCGGGTGTGGTGGTTACGCGCAGCGTGACCGCTA
CACTTGCCAGCGCCCTAGCGCCCGCTCCTTTCGCTTTCTTCCCTTCCTTTCTCGCCACGTTCGCCGGCTT
TCCCCGTCAAGCTCTAAATCGGGGGCTCCCTTTAGGGTTCCGATTTAGTGCTTTACGGCACCTCGACCCC
AAAAAACTTGATTAGGGTGATGGTTCACGTAGTGGGCCATCGCCCTGATAGACGGTTTTTCGCCCTTTGA
CGTTGGAGTCCACGTTCTTTAATAGTGGACTCTTGTTCCAAACTGGAACAACACTCAACCCTATCTCGGT
CTATTCTTTTGATTTATAAGGGATTTTGCCGATTTCGGCCTATTGGTTAAAAAATGAGCTGATTTAACAA
AAATTTAACGCGAATTTTAACAAAATATTAACGTTTACAATTTAAATATTTGCTTATACAATCTTCCTGT
TTTTGGGGCTTTTCTGATTATCAACCGGGGTACATATGATTGACATGCTAGTTTTACGATTACCGTTCAT
CGATTCTCTTGTTTGCTCCAGACTCTCAGGCAATGACCTGATAGCCTTTGTAGAGACCTCTCAAARATAG
CTACCCTCTCCGGCATGAATTTATCAGCTAGAACGGTTGAATATCATATTGATGGTGATTTGACTGTICTC
CGGCCTTTCTCACCCGTTTGAATCTTTACCTACACATTACTCAGGCATTGCATTTAAAATATATGAGGGT

SUBSTITUTE SHEET (RULE 26)



WO 2019/079755 12112 PCT/US2018/056765
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TCTAARAAATTTTTATCCTTGCGTTGAAATAARAGGCTTCTCCCGCAAAAGTATTACAGGGTCATAATGTTT
TTGGTACAACCGATTTAGCTTTATGCTCTGAGGCTTTATTGCTTAATTTTGCTAATTCTTTGCCTTGCCT
GTATGATTTATTGGATGTTGGAATTCCTGATGCGGTATTTTCTCCTTACGCATCTGTGCGGTATTTCACA
CCGCATATGGTGCACTCTCAGTACAATCTGCTCTGATGCCGCATAGTTAAGCCAGCCCCGACACCCGCCA
ACACCCGCTGACGCGCCCTGACGGGCTTGTCTGCTCCCGGCATCCGCTTACAGACAAGCTGTGACCGTCT
CCGGGAGCTGCATGTGTCAGAGGTTTTCACCGTCATCACCGAAACGCGCGAGACGAAAGGGCCTCGTGAT
ACGCCTATTTTTATAGGTTAATGTCATGATAATAATGGTTTCTTAGACGTCAGGTGGCACTTTTCGGGGA
AATGTGCGCGGAACCCCTATTTGTTTATTTTTCTAAATACATTCAAATATGTATCCGCTCATGAGACAAT
AACCCTGATAAATGCTTCAATAATATTGAAAAAGGAAGAGTATGAGTATTCAACATTTCCGTGTCGCCCT
TATTCCCTTTTTTGCGGCATTTTGCCTTCCTGTTTTTGCTCACCCAGAAACGCTGGTGAAAGTAAAAGAT
GCTGAAGATCAGTTGGGTGCACGAGTGGGTTACATCGAACTGGATCTCAACAGCGGTAAGATCCTTGAGA
GITTTCGCCCCGAAGAACGTTTTCCAATGATGAGCACTTTTARAGTTCTGCTATGTGGCGCGGTATTATC
CCGTATTGACGCCGGGCAAGAGCAACTCGGTCGCCGCATACACTATTCTCAGAATGACTTGGTTGAGTAC
TCACCAGTCACAGAAAAGCATCTTACGGATGGCATGACAGTAAGAGAATTATGCAGTGCTGCCATAACCA
TGAGTGATAACACTGCGGCCAACTTACTTCTGACAACGATCGGAGGACCGAAGGAGCTAACCGCTTTTTT
GCACAACATGGGGGATCATGTAACTCGCCTTGATCGTTGGGAACCGGAGCTGAATGAAGCCATACCAAAC
GACGAGCGTGACACCACGATGCCTGTAGCAATGGCAACAACGTTGCGCAAACTATTAACTGGCGAACTAC
TTACTCTAGCTTCCCGGCAACAATTAATAGACTGGATGGAGGCGGATAAAGTTGCAGGACCACTTCTGCG
CTCGGCCCTTCCGGCTGGCTGGTTTATTGCTGATAAATCTGGAGCCGGTGAGCGTGGGTCTCGCGGTATC
ATTGCAGCACTGGGGCCAGATGGTAAGCCCTCCCGTATCGTAGTTATCTACACGACGGGGAGTCAGGCAA
CTATGGATGAACGAAATAGACAGATCGCTGAGATAGGTGCCTCACTGATTAAGCATTGGTAACTGTCAGA
CCAAGTTTACTCATATATACTTTAGATTGATTTAAAACTTCATTTTTAATTTAAAAGGATCTAGGTGAAG
ATCCTTTTTGATAATCTCATGACCAAAATCCCTTAACGTGAGTTTTCGTTCCACTGAGCGTCAGACCCCG
TAGAAAAGATCAAAGGATCTTCTTGAGATCCTTTTTTTCTGCGCGTAATCTGCTGCTTGCAAACAAAAAA
ACCACCGCTACCAGCGGTGGTTTGTTTGCCGGATCAAGAGCTACCAACTCTTTTTCCGAAGGTAACTGGC
TTCAGCAGAGCGCAGATACCAAATACTGTCCTTCTAGTGTAGCCGTAGTTAGGCCACCACTTCAAGAACT
CTGTAGCACCGCCTACATACCTCGCTCTGCTAATCCTGTTACCAGTGGCTGCTGCCAGTGGCGATAAGTC
GIGTCTTACCGGGTTGGACTCAAGACGATAGTTACCGGATAAGGCGCAGCGGTCGGGCTGAACGGGGGGT
TCGTGCACACAGCCCAGCTTGGAGCGAACGACCTACACCGAACTGAGATACCTACAGCGTGAGCTATGAG
ARAGCGCCACGCTTCCCGAAGGGAGAAAGGCGGACAGGTATCCGGTAAGCGGCAGGGTCGGAACAGGAGA
GCGCACGAGGGAGCTTCCAGGGGGAAACGCCTGGTATCTTTATAGTCCTGTCGGGTTTCGCCACCTCTGA
CTTGAGCGTCGATTTTTGTGATGCTCGTCAGGGGGGCGGAGCCTATGGAAAAACGCCAGCAACGCGGCCT
TTTTACGGTTCCTGGCCTTTTGCTGGCCTTTTGCTCACATGTTCTTTCCTGCGTTATCCCCTGATTCTGT
GGATAACCGTATTACCGCCTTTGAGTGAGCTGATACCGCTCGCCGCAGCCGAACGACCGAGCGCAGCGAG
TCAGTGAGCGAGGAAGCGGAAGAGCGCCCAATACGCAAACCGCCTCTCCCCGCGCGTTGGCCGATTCATT
AATG
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