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PATENTKRAV

1. Antisense-oligomer som bestar av en nukleotidsekvens valgt fra en gruppe
bestdende av SEKV ID NR 6 til 9, og som induserer hopping av exon 44 over humant

dystrofingen, eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

2. Antisense-oligomer ifglge krav 1, som er et oligonukleotid, eller et farmasgytisk

akseptabelt salt eller hydrat derav.

3. Antisense-oligomer ifglge krav 2, hvor sukkerdelen og/eller fosfatbindings-
regionen til minst ett nukleotid som utgjgr oligonukleotidet modifiseres, eller et

farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

4, Antisense-oligomer ifglge krav 2 eller 3, hvor sukkerdelen til minst ett nukleotid
som utgjgr oligonukleotidet er en ribose der 2'-OH-gruppen er erstattet av en hvilken
som helst valgt fra gruppen bestaende av OR, R, R'OR, SH, SR, NH2, NHR, NR2, N3,
CN, F, Cl, Brog I (hvor R er et alkyl eller et aryl og R' er et alkylen), eller et

farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

5. Antisense-oligomer ifglge et hvilket som helst av kravene 2 til 4, hvor
fosfatbindingsomradet til minst ett nukleotid som utgjgr oligonukleotidet er hvilket
som helst valgt fra gruppen bestaende av en fosfortioatbinding, en
fosforditioatbinding, en alkylfosfonatbinding, en fosforamidatbinding og en

boranfosfatbinding, eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

6. Antisense-oligomer ifglge krav 1 eller 2, som er en morfolinoligomer, eller et

farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

7. Antisense-oligomer ifglge krav 6, som er en fosforamidat-morfolinoligomer,

eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

8. Antisense-oligomer ifglge krav 6 eller 7, hvor 5'-enden er en hvilken som helst
av kjemiske formler (1) til (3) nedenfor, eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller

hydrat derav:
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9. Farmasgytisk sammensetning for behandling av muskeldystrofi omfattende

som aktiv bestanddel antisense-oligomeren ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 8,

eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav.

10. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 9, som videre omfatter en

farmasgytisk akseptabel baerer.

11. Antisense-oligomer eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav
ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 8 for anvendelse i behandlingen av

muskeldystrofi.

12. Antisense-oligomer eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller hydrat derav for
anvendelse ifglge krav 11, hvor pasienten med muskeldystrofi i nevnte behandling har

en mutasjon(er) som skal malsgkes for exon 44 hopping over dystrofingen.
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