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Patentkrav 

1. Forbindelse som omfatter et modifisert oligonukleotid bestående av 20 

koblede nukleosider som har en nukleobasesekvens bestående av sekvensen 

beskrevet i SEQ ID NO: 440, 198, 228, 237, 444, 448, 450, 453 eller 455, hvor det 

modifiserte oligonukleotidet omfatter: 5 

et gapsegment bestående av ti koblede deoksynukleosider; 

et 5'-endesegment bestående av fem koblede nukleosider; og 

et 3'-endesegment bestående av fem koblede nukleosider; 

hvor gapsegmentet er plassert mellom 5'-endesegmentet og 3'-

endesegmentet, hvor hvert nukleosid av hvert endesegment omfatter et 2'-O-10 

metoksyetylsukker; hvor hver internukleosidbinding er en fosfortioatbinding og 

hvor hver cytosin er en 5-metylcytosin. 

 

2. Forbindelse ifølge krav 1, hvor det modifiserte oligonukleotidet består av 20 

koblede nukleosider som har en nukleobasesekvens bestående av sekvensen 15 

beskrevet i SEQ ID NO: 440, hvor det modifiserte oligonukleotidet omfatter: 

et gapsegment bestående av ti koblede deoksynukleosider; 

et 5'-endesegment bestående av fem koblede nukleosider; og 

et 3'-endesegment bestående av fem koblede nukleosider; 

hvor gapsegmentet er plassert mellom 5'-endesegmentet og 3'-20 

endesegmentet, hvor hvert nukleosid av hvert endesegment omfatter et 2'-O-

metoksyetylsukker; hvor hver internukleosidbinding er en fosfortioatbinding og 

hvor hver cytosin er en 5-metylcytosin. 
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3. Forbindelse med formel: 

 

, 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 

 5 

4. Forbindelse omfattende et modifisert oligonukleotid bestående av 16 koblede 

nukleosider som har en nukleobasesekvens bestående av sekvensen beskrevet i 

SEQ ID NO: 598, hvor det modifiserte oligonukleotidet omfatter: 

et gapsegment bestående av ti koblede deoksynukleosider; 

et 5'-endesegment bestående av tre koblede nukleosider; og 10 

et 3'-endesegment bestående av tre koblede nukleosider; 

hvor gapsegmentet er plassert mellom 5'-endesegmentet og 3'-

endesegmentet, hvor 5'-endesegmentet omfatter et 2'-O-metoksyetylsukker, et 2'-

O-metoksyetylsukker, og et cEt-sukker i 5'-til-3'-retning; hvor 3'-endesegmentet 

omfatter et cEt-sukker, et cEt-sukker og et 2'-O-metoksyetylsukker i 5'-til-3'-15 

retning; hvor hver internukleosidbinding er en fosfortioatbinding og hvor hvert 

cytosin er et 5-metylcytosin. 
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5. Forbindelse omfattende et modifisert oligonukleotid bestående av 16 koblede 

nukleosider som har en nukleobasesekvens bestående av sekvensen beskrevet i 

SEQ ID NO: 549, hvor det modifiserte oligonukleotidet omfatter: 

et gapsegment bestående av ti koblede deoksynukleosider; 

et 5'-endesegment bestående av tre koblede nukleosider; og 5 

et 3'-endesegment bestående av tre koblede nukleosider; 

hvor gapsegmentet er plassert mellom 5'-endesegmentet og 3'-

endesegmentet, hvor hvert nukleosid av hvert endesegment omfatter et cEt-

sukker; hvor hver internukleosidbinding er en fosfortioatbinding og hvor hvert 

cytosin er et 5-metylcytosin. 10 

 

6. Forbindelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 5, hvor forbindelsen 

består av det modifiserte oligonukleotidet. 

 

7. Forbindelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 6, hvor forbindelsen 15 

videre omfatter en konjugatgruppe. 

 

8. Sammensetning omfattende forbindelse ifølge et hvilket som helst av 

kravene 1 til 7 og en farmasøytisk akseptabel bærer. 
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9. Forbindelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 7, eller 

sammensetning ifølge krav 8, for anvendelse i behandling, forebygging eller 

forbedring av en sykdom assosiert med dysregulering av komplement-

alternativveien. 

 25 

10. Forbindelse eller sammensetning for anvendelse ifølge krav 9, hvor 

komplement-alternativveien aktiveres sterkere enn normalt. 

 

11. Forbindelse eller sammensetning for anvendelse ifølge krav 9, hvor 

sykdommen er makuladegenerasjon, aldersrelatert-makuladegenerasjon (AMD), 30 

våt AMD, tørr AMD eller geografisk atrofi. 

 

12. Forbindelse eller sammensetning for anvendelse ifølge krav 9, hvor 

sykdommen er en nyresykdom, lupusnefritt, systemisk lupus erythematosus (SLE), 

tett deponeringssykdom (DDD), C3 glomerulonefritt (C3GN), CFHR5 nefropati eller 35 

atypisk hemolytisk uremisk syndrom (aHus). 
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