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Patentkrav

Modifisert oligonukleotid ifglge falgende formel:

(SEKV ID NR: 33) eller et salt derav.



10

15

NO/EP3283080

2. Modifisert oligonukleotid ifglge fglgende formel:

(SEKV ID NR: 33).
3. Modifisert oligonukleotid ifglge krav 1, som er et natriumsalt av formelen.

4. Farmasgytisk sammensetning omfattende et modifisert oligonukleotid ifglge
et hvilket som helst av de foregdende krav og en farmasgytisk akseptabel baerer

eller fortynningsmiddel.

5. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 4, hvor det farmasgytiske

akseptable fortynningsmidlet er fosfat-bufret saltlgsning (PBS).

6. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 4, hvor den farmasgytiske
sammensetningen i det vesentlige bestdr av det modifiserte oligonukleotid og
fosfat-bufret saltlgsning (PBS).
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7. Forbindelse omfattende et modifisert oligonukleotid, hvor det modifiserte
oligonukleotidet er en gapmer som bestar av et 5'-endesegment, et sentralt
gapssegment og et 3'-endesegment, hvor:

5'-endesegmentet bestadr av fire 2'-O-metoksyetylnukleosider,

det sentrale gapssegmentet bestdr av atte B-D-deoksyribonukleosider, og

3- endesegmentet bestar av seks 2'-O-metoksyetylnukleosider;

hvor det modifiserte oligonukleotid har nukleobasesekvensen 5'-
GCCCCTAGCGCGCGACTC-3' (SEKV. ID NR: 33), hvor hvert cytosin er et 5-

metylcytosin; og hvor internukleosidbindingene til det modifiserte oligonukleotid

er, fra 5' til 3', soosssssssssoooss, hvor hver s er en fosforotioatbinding og hver o

er en fosfodiesterbinding.

8. Forbindelse ifglge krav 7, omfattende det modifiserte oligonukleotidet

kovalent bundet til en konjugatgruppe.

9. Farmasgytisk sammensetning omfattende forbindelsen ifglge krav 7 eller

krav 8 og et farmasgytisk akseptabelt fortynningsmiddel eller baerer.

10. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 9, hvor det farmasgytiske

akseptable fortynningsmidlet er fosfat-bufret saltlgsning (PBS).

11. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 9, hvor den farmasgytiske
sammensetningen i det vesentlige bestar av forbindelsen og fosfat-bufret
saltlgsning (PBS).

12. Modifisert oligonukleotid ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3,
forbindelse ifglge krav 7 eller krav 8, eller en farmasgytisk sammensetning ifglge et
hvilket som helst av kravene 4-6 og 9-11, for anvendelse i behandling, forebygging

eller lindring av en nevrodegenerativ sykdom.

13. Modifisert oligonukleotid, forbindelse eller farmasgytisk sammensetning for
anvendelse ifglge krav 12, hvor den nevrodegenerative sykdommen er amyotrofisk
lateral sklerose (ALS), frontotemporal demens (FTD), kortikobasalt
degenerasjonssyndrom (CBD), atypisk Parkinson-syndrom eller olivopontocerebellar

degenerasjon (OPCD).
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