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Patentkrav

1. Kombinasjon av:

- et antisens-oligonukleotid omfattende en sekvens som er komplementaer til en
del av humant dystrofin-pre-mRNA-ekson 51, og oligonukleotidet er representert
ved SEQ ID NO:204

0g

- en tilleggsforbindelse for @ redusere inflammasjon, hvori denne forbindelsen
omfatter et steroid, der kombinasjonen er for bruk som et medikament for &

lindre ett eller flere symptom(er) p& Duchennes muskeldystrofi hos individet.

2. Kombinasjon for bruk ifglge krav 1, hvori fravaeret av eksonet fra mRNA
produsert av dystrofin-pre-nRNA-et genererer en kodingsregion for et
funksjonelt dystrofin

protein.

3. Kombinasjon for bruk ifglge krav 1 eller 2, hvori oligonukleotidet omfattende
RNA.

4. Kombinasjon for bruk ifglge krav 3, hvori RNA-et inneholder en 2'-O-
metylmodifisert ribose (RNA).

5. Kombinasjon for bruk ifglge krav 3 eller 4, hvori oligonukleotidet er et 2'-O-

metyl-fosfortioat- oligoribonukleotid.

6. Kombinasjon for bruk ifglge et hvilket som helst av kravene krav 1 til 5, hvori
oligonukleotidet er en
peptidnukleinsyresyre, 18st nukleinsyresyre, morfolinofosfordiamidat eller en

hvilken som helst kombinasjon derav.

7. Farmasgytisk preparat omfattende

- en kombinasjon som definert i et hvilket som helst av kravene 1 til 6
0g

- en farmasgytisk akseptabel baerer, adjuvant, tynner og/eller eksipient.



