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Patentkrav 

 

1. Antisenseoligonukleotid som inneholder 20-35 morfolinounderenheter forbundet med 

fosforholdige interunderenhetsbindinger som forbinder et morfolinonitrogen i en 5 

underenhet til et 5’-eksosyklisk karbon til en tilstøtende underenhet, som omfatter en 

basesekvens ifølge SEQ ID NO: 382, eller en sekvens som har minst 80 % 

sekvensidentitet derav, der tyminbaser eventuelt er uracilbaser, og hvori 

antisenseoligonukleotidet er komplementært til human dystrofin-pre-mRNA for å 

indusere ekson-52-hopping; eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav.  10 

  

2. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge krav 1, 

hvori antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav inneholder 

20-25 morfolinounderenheter. 

  15 

3. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge krav 1 

eller krav 2, som har uracilbaser (U) i stedet for tyminbaser (T).     

  

4. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge ett av 

kravene 1-3, som omfatter en 5-metylcytosinbase.       20 

  

5. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge kravene 

1-4, hvori oligonukleotidet konjugeres til en polyetylenglykolkjede. 

  

6. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge kravene 25 

1-4, hvori oligonukleotidet konjugeres til en trietylenglykoldel. 

  

7. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge kravene 

1-4, hvori oligonukleotidet konjugeres til en polyetylenglykolkjede forbundet via en 

substituert piperazinyldel. 30 

  

8. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge kravene 

1-4, hvori antisenseoligonukleotidet konjugeres til en trietylenglykoldel forbundet via en 

substituert piperazinyldel. 

  35 

9. Farmasøytisk sammensetning som omfatter antisenseoligonukleotidet eller det 

farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge ett av de foregående kravene og en 
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farmasøytisk akseptabel bærer og/eller fortynningsmiddel. 

  

10. Antisenseoligonukleotidet eller det farmasøytisk akseptable saltet derav ifølge ett av 

kravene 1 til 8, eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 9, for anvendelse i 

behandlingen av muskeldystrofi. 5 

  

11. Antisenseoligonukleotidet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse 

ifølge krav 10, hvori muskeldystrofien er Duchenne-muskeldystrofi (DMD). 

  

12. Antisenseoligonukleotidet eller den farmasøytiske sammensetningen for anvendelse 10 

ifølge krav 10, hvori muskeldystrofien er Becker-muskeldystrofi (BMD). 
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