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1. Ekson-skipping antisensoligonukleotid som binder til og/eller er
komplementeaert til et polynukleotid med nukleotidsekvensen som vist i SEQ ID
NO: 8, hvori oligonukleotidet omfatter eller bestar av en sekvens valgt fra
gruppen bestdende av: SEQ ID NO: 10, SEQ ID NO: 11 og SEQ ID NO: 12, og
hvori et nukleotid i antisensoligonukleotidet kan vaere en RNA-rest, en DNA-rest

eller en nukleotidanalog eller -ekvivalent.

2. Ekson-skipping antisensoligonukleotid ifglge krav 1, omfattende et 2'-O-
alkylfosfortioat-antisensoligonukleotid, slik som 2'-O-metylmodifisert ribose
(RNA), 2'-O-etylmodifisert ribose, 2'-O-propylmodifisert ribose og/eller

substituerte derivater av disse modifikasjonene slik som halogenerte derivater.

3. Viral vektor som uttrykker et ekson-skipping antisensoligonukleotid som
definert i krav 1 ndr den plasseres under betingelser som fgrer til ekspresjon av

antisensoligonukleotidet.

4. Farmasgytisk sammensetning omfattende et ekson-skipping
antisensoligonukleotid ifglge krav 1 eller 2 eller en viral vektor ifglge krav 3 og

en farmasgytisk akseptabel eksipient.

5. Det ekson-skipping antisensoligonukleotidet ifglge krav 1 eller 2, vektoren
ifglge krav 3 eller sammensetningen ifglge krav 4 for anvendelse som

medikament.

6. Det ekson-skipping antisensoligonukleotidet ifglge krav 1 eller 2, vektoren
ifglge krav 3 eller sammensetningen ifglge krav 4 for anvendelse til behandling

av Leber kongenital amaurose.

7. In vitro- og/eller ex vivo-fremgangsmate for @8 modulere spleising av CEP290 i
en celle, der fremgangsmaten omfatter & bringe cellen i kontakt med et ekson-
skipping antisensoligonukleotid som definert i krav 1 eller 2, vektoren ifglge krav

3 eller sammensetningen ifglge krav 4.
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