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Patentkrav 

1. Polynukleinsyrepolymer for anvendelse i behandlingen eller forebyggingen av en

sykdom eller tilstand, hvori:

(i) polynukleinsyrepolymeren hybridiseres til en målsekvens inni et bevart

helt intron fra et delvis behandlet mRNA-transkript, hvori målsekvensen for 

det delvis behandlede mRNA-transkriptet ikke omfatter et spleisested, og 

hvori det delvis behandlede mRNA-transkriptet omfattende målsekvensen, 

koder en funksjonell form av et protein i full lengde som kodet av det fullt 

behandlede mRNA-transkriptet; og 

(ii) polynukleinsyrepolymeren induserer spleising ut av det bevarte hele

intronet fra det delvis behandlede mRNA-transkriptet for å produsere det 

fullt behandlede mRNA-transkriptet som koder den funksjonelle formen av 

proteinet i full lengde; som derved 

(iii) korrigerer intronretensjon i mRNA-transkriptet, som derved øker den

funksjonelle formen av proteinet i full lengde kodet av mRNA-transkriptet. 

2. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 1, hvori målsekvensen:

er et bindingsmotiv som danner en hårnålstruktur; 

er imellom to G-kvadruplekser fra et delvis behandlet mRNA-transkript; eller 

ikke danner et G-kvadrupleks. 

3. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 1, hvori målsekvensen er et

intronisk spleisende reguleringselement av det delvis behandlede mRNA-

transkriptet.

4. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 3, hvori det intronisk

spleisende reguleringselementet omfatter et første CCC-motiv eller et andre CCC-
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motiv, og hvori det første CCC-motivet er omtrent 3 eller flere nukleotidbaser fra 

det andre CCC-motivet. 

5. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 4, hvori det intronisk

spleisende reguleringselementet omfatter et CCCAG- eller AGGCC-motiv.

6. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 1, hvori

polynukleinsyrepolymeren omfatter en sekvens som er komplementær med minst

5 etterfølgende nukleotider eller minst 10 etterfølgende nukleotider i 

målsekvensen. 

7. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 1, hvori 

polynukleinsyrepolymeren modifiseres ved nukleosidhalvdelen, ved 

fosfathalvdelen, ved 5’-terminus, ved 3’-terminus eller en kombinasjon derav. 

8. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 7, hvori 

polynukleinsyrepolymeren omfatter én eller flere kunstige nukleotidbaser.

9. Polynukleinsyrepolymeren for anvendelse ifølge krav 8, hvori den ene eller de flere

kunstige nukleotidbasene omfatter, 2’-O-metyl-, 2’-O-metoksyetyl (2’-O-MOE)-, 2’-

O-aminopropyl-, 2-deoksy-, T-deoksy-2-fluor-, 2'-O-aminopropyl (2’-O-AP)-, 2'-O-

dimetylaminoetyl (2’-O-DMAOE)-, 2'-O-dimetylaminopropyl (2’-O-DMAP)-, T-O-

dimetylaminoetyloksyetyl (2’-O-DMAEOE)- eller 2'-O-N-metylacetamid (2’-O-

NMA)-modifisert, låst nukleinsyre (LNA), etylen-nukleinsyre (ENA), peptid-

nukleinsyre (PNA), 1', 5’-anhydroheksitol-nukleinsyrer (HNA), morfolin, 

metylfosfonat-nukleotider, tiolfosfonat-nukleotider eller 2’-fluor-N3-P5’-

fosforamiditer. 

10. Polynukleinsyrepolymer for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1–

9, hvori sykdommen er en arvelig sykdom.
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11. Polynukleinsyrepolymer for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1–

9, hvori sykdommen er diabetes.

12. Polynukleinsyrepolymer for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1–

9, hvori sykdommen er kreft.

13. Farmasøytisk sammensetning omfattende en polynukleinsyrepolymer ifølge et

hvilket som helst av kravene 1–9 og et farmasøytisk akseptabelt hjelpestoff og/eller

bæremiddel derfor, for anvendelse som et medikament.
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