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PATENTKRAV 

1. Enkeltstrenget oligonukleotid for målretting av en RNA-målsekvens som omfatter en 

mutasjon, for anvendelse ved behandling av en genetisk forstyrrelse relatert til mutasjonen i 

RNA-målsekvensen, hvori oligonukleotidet omfatter en sekvens som er komplementær med 

RNA-målsekvensen og koder for villtypesekvensen, og hvori alle nukleosider til 5 

oligonukleotidet er 2’-O-alkylribonukleosider. 

2. Oligonukleotid for anvendelse ifølge krav 1, hvori alle nukleosider til oligonukleotidet er 

2’-O-metylribonukleosider. 

3. Oligonukleotid for anvendelse ifølge krav 1 eller 2, hvori oligonukleotidet omfatter 

modifiserte internukleosidbindinger valgt blant gruppen som består av fosfortioatbindinger og 10 

metylfosfonatbindinger. 

4. Oligonukleotid for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 3, hvori 

mutasjonen er en substitusjon, delesjon eller innføring. 

5. Oligonukleotid for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 4, hvori 

oligonukleotidet har en lengde på 15 til 100 nukleotider, hvorav minst 10 er komplementære 15 

med RNA-målsekvensen. 

6. Oligonukleotid for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 5, hvori den 

genetiske forstyrrelsen er valgt blant gruppen som består av cystisk fibrose, albinisme, alfa-1-

antitrypsinmangel, Alzheimers sykdom, amyotrofisk lateral sklerose, astma, -talassemi, 

Cadasils syndrom, Charcot-Marie-Tooth-sykdom, kronisk obstruktiv lungesykdom (KOLS), 20 

distal spinal muskelatrofi (DSMA), Duchenne/Becker muskeldystrofi, dystrofisk 

epidermolysebullosa, epidormylosebullosa, Fabrys sykdom, familær adenomatøs polypose, 

galaktosemi, Gauchers sykdom, glukose-6-fosfatdehydrogenase, hemofili, arvelig 

hematokromatose, Hunters syndrom, Huntingtons sykdom, Hurlers syndrom, inflammatorisk 

tarmsykdom (IBD), arvelig polyagglutinasjonssyndrom, Lesch-Nyhans syndrom, Lynch, 25 

Marfans syndrom, mukopolysakkaridose, muskeldystrofi, myotonisk dystrofi type I og II, 

Niemann-Pick sykdom type A, B og C, NY-esol-relatert kreft, Parkinsons sykdom, Peutz-

Jeghers syndrom, fenylketonuri, Pompes sykdom, primær ciliær sykdom, pulmonal 

hypertensjon, retinittpigmentosa, Sandhoffs sykdom, alvorlig kombinert immunsviktsyndrom 

(SCID), sigdcelleanemi, spinal muskelatrofi, Stargardts sykdom, Tay-Sachs-sykdom og X-30 

bundet immunsvikt. 
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7. Oligonukleotid for anvendelse ifølge krav 6, hvori den genetiske forstyrrelsen er cystisk 

fibrose og RNA-målsekvensen koder for human CFTR omfattende en ∆F508-mutasjon. 

8. Oligonukleotid for anvendelse ifølge krav 7, hvori oligonukleotidet er komplementært 

med en sekvens som har minst 75 %, 80 %, 85 %, 90 %, 95 % eller 99 % sekvensidentitet med 

nukleotidene 16-30 og 34-48 ifølge SEQ ID NO: 5. 5 

9. Oligonukleotid for anvendelse ifølge krav 7, hvori oligonukleotidet omfatter sekvensen 

ifølge SEQ ID NO: 1. 

10. Farmasøytisk sammensetning som omfatter et oligonukleotid ifølge et hvilket som helst 

av kravene 1 til 9, og en farmasøytisk akseptabel bærer og/eller en hypertonisk fysiologisk og 

farmasøytisk akseptabel saltløsning. 10 
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