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Patentkrav 

 

1. Antisenseoligonukleotid som induserer utelatelse av ekson 45 i et humant dystrofin-

pre-mRNA, hvori antisenseoligonukleotidet er valgt blant gruppen som består av: 5 

i) et antisenseoligonukleotid med 22 baser som omfatter CAA UGC CAU CCU GGA GUU 

CCU G eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav; 

ii) et antisenseoligonukleotid med 22 baser som omfatter CAA UGC CAU CCU GGA GUU 

CCU G og som omfatter en 5-substituert pyrimidinbase eller et farmasøytisk akseptabelt 

salt derav; 10 

iii) et antisenseoligonukleotid med 25 baser som omfatter GCC CAA UGC CAU CCU GGA 

GUU CCU G eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav; 

iv) et antisenseoligonukleotid med 25 baser som omfatter GCC CAA UGC CAU CCU GGA 

GUU CCU G og som omfatter en 5-substituert pyrimidinbase eller et farmasøytisk 

akseptabelt salt derav; 15 

v) et antisenseoligonukleotid med 28 baser som omfatter GCU GCC CAA UGC CAU CCU 

GGA GUU CCU G eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav; 

vi) et antisenseoligonukleotid med 28 baser som omfatter GCU GCC CAA UGC CAU CCU 

GGA GUU CCU G og som omfatter en 5-substituert pyrimidinbase eller et farmasøytisk 

akseptabelt salt derav; 20 

vii) et antisenseoligonukleotid med 31 baser som omfatter GCC GCU GCC CAA UGC CAU 

CCU GGA GUU CCU G eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav; 

viii) et antisenseoligonukleotid med 31 baser som omfatter GCC GCU GCC CAA UGC CAU 

CCU GGA GUU CCU G og som omfatter en 5-substituert pyrimidinbase eller et 

farmasøytisk akseptabelt salt derav. 25 

 

2. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 22 baser 

som omfatter CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G eller et farmasøytisk akseptabelt salt 

derav. 

  30 

3. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 22 baser 

som omfatter CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G og som omfatter en 5-substituert 

pyrimidinbase eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 

  

4. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 25 baser 35 

som omfatter GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G eller et farmasøytisk akseptabelt 

salt derav. 
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5. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 25 baser 

som omfatter GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G og som omfatter en 5-substituert 

pyrimidinbase eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 

  

6. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 28 baser 5 

som omfatter GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G eller et farmasøytisk 

akseptabelt salt derav. 

  

7. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 28 baser 

som omfatter GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G og som omfatter en 5-10 

substituert pyrimidinbase eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 

  

8. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 31 baser 

som omfatter GCC GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G eller et farmasøytisk 

akseptabelt salt derav. 15 

  

9. Antisenseoligonukleotidet ifølge krav 1, hvori antisenseoligonukleotidet er 31 baser 

som omfatter GCC GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G og som omfatter en 5-

substituert pyrimidinbase eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 

  20 

10. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge ett av 

kravene 1-9, som omfatter en 5-metylcytosinbase.       

  

11. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge ett av 

kravene 1 til 10, hvori oligonukleotidet ikke aktiverer RNase H. 25 

  

12. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge ett av 

kravene 1 til 9, hvori internukleosidbindingene i ryggraden erstattes med ikke-naturlige 

internukleosidbindinger.  

  30 

13. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge kravene 1-

9, hvori internukleosidbindinger er modifiserte fosfater. 

  

14. Antisensoligonukleotidet eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge krav 13, 

hvori det modifiserte fosfatet er valgt blant metylfosfonater, metylfosforotioater, 35 

fosformorfolidater, fosforpiperazidater og fosforamidater. 
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15. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge ett av 

kravene 1-9, hvori oligonukleotidet er en peptidnukleinsyre.  

  

16. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge ett av 

kravene 1 til 9, hvori oligonukleotidet er kjemisk bundet til én eller flere deler eller 5 

konjugater som forbedrer aktiviteten, celledistribusjonen eller celleopptaket av 

antisenseoligonukleotidet. 

  

17. Sammensetning, som omfatter et antisenseoligonukleotid eller farmasøytisk 

akseptabelt salt derav, ifølge ett av kravene 1-16 og en farmasøytisk akseptabel bærer.  10 

  

18. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, ifølge ett av 

kravene 1-16, eller en sammensetning ifølge krav 17, for anvendelse i en 

fremgangsmåte for behandling av muskeldystrofi. 

  15 

19. Anvendelsen av antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, 

ifølge ett av kravene 1-16, eller en sammensetning ifølge krav 17, for fremstilling av et 

medikament for modulering av muskeldystrofi. 

  

20. Antisenseoligonukleotidet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav eller 20 

sammensetning for anvendelse ifølge krav 18, eller anvendelsen ifølge krav 19, hvori 

muskeldystrofien er Duchenne-muskeldystrofi. 
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