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Patentkrav

1. Antisense-sammensetning omfattende et antisense-oligonukleotid
komplementeert til intron 7 til en pre-mRNA som koder human SMN2, il
anvendelse i behandling av en human pasient med spinal muskelatrofi (SMA),
hvori sammensetningen administreres inn i cerebrospinalfluidet i det intratekale
rommet hos den humane pasienten, hvori antisense-oligonukleotidet har en
nukleobasesekvens bestaende av nukleobasesekvensen SEQ ID NO: 1, hvori
hvert nukleosid til antisense-oligonukleotidet omfatter en modifisert
sukkermoietet, hvori hver sukkermoietet er en 2'-metoksyetyl-sukkermoietet og

hvori hver internukleosidkopling er en fosforotioatkopling.

2. Anvende antisense-sammensetning omfattende et antisense-oligonukleotid
komplementeert til intron 7 til en pre-mRNA som koder human SMN2, i
produksjonen av et medikament til anvendelse i behandling av en human pasient
med spinal muskelatrofi (SMA), hvori medikamentet administreres inn i
cerebrospinalfluidet i det intratekale rommet hos den humane pasienten, hvori
antisense-oligonukleotidet har en nukleobasesekvens bestaende av
nukleobasesekvensen SEQ ID NO: 1, hvori hvert nukleosid til antisense-
oligonukleotidet omfatter en modifisert sukkermoietet, hvori hver sukkermoietet
er en 2'-metoksyetyl-sukkermoietet og hvori hver internukleosidkopling er en

fosforotioatkopling.

3. Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge krav 1, eller anvendelsen av
en antisense-sammensetning ifalge krav 2, hvori administrasjonen omfatter en

bolusinjeksjon.

4. Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge krav 1 eller 3, eller

anvendelsen av en antisense-sammensetning ifalge krav 2 eller 3,hvori
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antisense-sammensetningen administreres ved en dose pa fra 0,01 til 10

milligram antisense-sammensetning per kg kroppsvekt til den humane pasienten.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge krav 4, eller anvendelsen av

en antisense-sammensetning ifglge krav 4, hvori doseringen er:

(a) fra 0,01 til 5 milligram antisense-sammensetning per kg kroppsvekt til
den humane pasienten;

(b) fra 0,05 til 1 milligram antisense-sammensetning per kg kroppsvekt til
den humane pasienten;

(b) fra 0,01 til 0,5 milligram antisense-sammensetning per kg kroppsvekt til
den humane pasienten;

(d) fra 0,05 til 0,5 milligram antisense-sammensetning per kg kroppsvekt til

den humane pasienten.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifalge hvilket som helst krav 1 eller
3-5 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifelge hvilket som helst
krav 2-5, til anvendelse i behandling av en human pasient med type (i) type |
SMA,; (ii) type Il SMA; eller (iii) type Il SMA.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifalge hvilket som helst krav 1 eller
3-6 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifalge hvilket som helst
krav 2-6, hvori administrasjonen av antisense-sammensetningen fgrer til en

gkning i mengden SMN2 RNA med exon 7 pa minst 10 %.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-7 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifalge hvilket som helst

krav 2-7, hvori den humane pasienten har én eller indikasjoner pa SMA.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifalge hvilket som helst krav 1 eller

3-8 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifelge hvilket som helst
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krav 2-8, hvori det humane pasienten har minst ett symptom forbundet med
SMA.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifalge hvilket som helst
krav 2-9, hvori antisense-sammensetningen administreres bade systemisk og til
det sentrale nervesystemet og hvori den systemiske administrasjonen og

administrasjonen inn i det sentrale nervesystemet utfgres pa ulike tidspunkter.

Antisense-sammensetningen til anvendelse eller anvendelsen av et antisense-
sammensetning ifelge krav 10, hvori den systemiske administrasjonen er

subkutan administrasjon, intravengs eller intraperiotoneal injeksjon.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifalge hvilket som helst
krav 2-9, hvori en fgrste dose med antisense-sammensetning administreres

innen én uke etter at den humane pasienten fades.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifglge hvilket som helst
krav 2-9, hvori en fgrste dose med antisense-sammensetning administreres

innen én maned etter at den humane pasienten fades.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifglge hvilket som helst
krav 2-9, hvori en fgrste dose med antisense-sammensetning administreres

innen tre maneder etter at den humane pasienten fades.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifalge hvilket som helst krav 1 eller

3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifalge hvilket som helst
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krav 2-9, hvori en fgrste dose med antisense-sammensetning administreres

innen seks maneder etter at den humane pasienten fades.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifglge hvilket som helst
krav 2-9, hvori en farste dose med antisense-sammensetning administreres nar

den humane pasienten er fra 1 til 2 ar gammel.

Antisense-sammensetningen til anvendelse ifglge hvilket som helst krav 1 eller
3-9 eller anvendelse av en antisense-sammensetning ifelge hvilket som helst
krav 2-9, hvori en fgrste dose med antisense-sammensetning administreres nar

den humane pasienten er fra 1 til 15 ar gammel.
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