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Patentkrav

1. Enkeltkjedet modifisert oligonukleotid rettet mot en nukleinsyre som koder
for huntingtin og some r I stand til & inhibere huntingtin-ekspresjon, hvor det modi-
fiserte oligonukleotidet omfatter:

et gap-segment bestaende av ti bundne deoksynukoleosider;
et 5’ endesegment bestdende av fem bundne nukleosider og
et 3’ endesegment bestdende av fem bundne nukleosider;
hvor gap-segmentet ligger mellom 5’ endesegmentet og 3’ endesegmentet ,
hvor hvert nukleosid av hvert endesegment omfatter et 2’-O-metoksyetyl-sukker;

hvor internukleosid-bindingene i gap-segmentet, bindingene som forbinder gap-
segmentet til 5’ og 3’ endesegmentet og bindingene for de ytre 5’ og 3’ nukleoside-
ne av hvert endesegment alle er fosfortioat-bindinger, internukleosid-bindingene
som binder resten av nukleosidene av bdde 5’ og 3’ endesegmentene, er fosfodies-
ter-bindinger og

hvor alle cytosiner er 5-metylcytosiner og

hvor nukleobase-sekvensen av oligonukleotidet bestdr av en sekvens angitt i SEQ
ID NO: 22 eller 32.

2. Oligonukleotid ifglge krav 1, hvor nukleobase-sekvensen av oligonukleotidet
bestar av sekvensen angitt i SEQ ID NO: 22 (ISIS 443139).

3. Oligonukleotid ifglge krav 1, hvor nukleobase-sekvensen av oligonukleotidet
bestar av sekvensen angitt i SEQ ID NO: 32 (ISIS 444652).

4, Oligonukleotid ifglge ethvert av de foregdende krav, hvor oligonukleotidet er
konjugert.
5. Sammensetning omfattende oligonukleotidet ifglge ethvert av kravene 1 - 4

elelr et salt derav samt et farmasgytisk akseptabelt baeremiddel eller fortynnings-
middel.

6. Oligonukleotid ifglge ethvert av kravene 1 - 4 eller sammensetning ifglge
krav 5 for anvendelse innen terapi.

7. Oligonukleotid ifglge ethvert av kravene 1 - 4 eller sammensetning ifglge
krav 5, for anvendelse ved forebygging, behandling, lettelse eller forsinkelse av
progresjonen av Huntingtons sykdom i et dyr.

8. Oligonukleotid eller sammensetning for anvendelse ifglge krav 7, hvor dyret
er et menneske.

9. Oligonukleotid eller sammensetning for anvendelse ifglge krav 7 eller krav 8,
hvor oligonukleotidet eller sammensetningen administreres sammen med et andre
middel.
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10. Oligonukleotid eller sammensetning ifglge krav 9, hvor oligonukleotidet eller
sammensetningen og det andre middel administreres samtidig.



