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Patentkrav

1. Antisens-oligomer som fordrsaker utelatelse av 53. ekson i humant
dystrofingen, bestdende av en nukleotidsekvens som er komplementeer til en
hvilken som helst av sekvensene bestdende av det 32. til det 56. eller det 36. til

det 56. nukleotidet fra 5'-enden av det 53. eksonet i det humane dystrofingenet.

2. Antisens-oligomeren ifglge krav 1, som er et oligonukleotid.

3. Antisens-oligomeren ifglge krav 2, hvori sukkerenheten og/eller den
fosfatbindende regionen av minst ett nukleotid som utgjgr oligonukleotidet, er

modifisert.

4. Antisens-oligomeren ifglge krav 3, hvori sukkerenheten til minst ett nukleotid
som utgjgr oligonukleotidet, er en ribose i hvilken 2'-OH-gruppen er erstattet
med en hvilken som helst valgt fra gruppen bestaende av OR, R, R'OR, SH, SR,
NH,, NHR, NR5, N3, CN, F, CI, Br og I (hvori R er et alkyl eller et aryl, og R' er et
alkylen).

5. Antisens-oligomeren ifglge krav 3 eller 4, hvori den fosfatbindende regionen
av minst ett nukleotid som utgjgr oligonukleotidet, er en hvilken som helst valgt
fra gruppen bestdende av en fosfortioatbinding, en fosforditioatbinding, en
alkylfosfonatbinding, en fosforamidatbinding og en boranfosfatbinding.

6. Antisens-oligomeren ifglge krav 1, som er en morfolinoligomer.

7. Antisens-oligomeren ifglge krav 6, som er en fosfordiamidatmorfolinoligomer.

8. Antisens-oligomeren ifglge krav 6 eller 7, hvori 5'-enden er en hvilken som

helst av gruppene med kjemisk formel (1) til (3) nedenfor:
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9. Antisens-oligomeren ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 8, bestdende
av nukleotidsekvensen vist ved SEQ ID NO: 11 eller 35.

10. Farmasgytisk sammensetning omfattende som aktiv ingrediens antisens-
oligomeren ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 9 eller et farmasgytisk
akseptabelt salt eller hydrat derav for bruk i behandling av muskeldystrofi.

11. Den farmasgytiske sammensetningen for bruk ifglge krav 10, som
administreres for behandling av Duchennes muskeldystrofi.



