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PATENTKRAV 

 

1. Antisense-oligonukleotid hvori oligonukleotidet er 

oligonukleotidforbindelsen TTAcActtaattatactTCC (CMP ID NO: 626_7), hvori 

store bokstaver representerer beta-D-oksy-LNA-nukleosider, små bokstaver 

representerer DNA-nukleosider, alle LNA C er 5-metylcytosin og alle bindinger 

mellom nukleosider er fosfortioatbindinger mellom nukleosidene. 

2. Farmasøytisk sammensetning som omfatter oligonukleotidet ifølge krav 

1 og et farmasøytisk akseptabelt fortynningsmiddel, løsningsmiddel, bærer, salt 

og/eller adjuvans. 

3. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 2, hvori det 

farmasøytisk akseptable fortynningsmidlet inkluderer fosfatbufret saltvann 

(PBS). 

4. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 2 eller 3, hvori det 

farmasøytisk akseptable saltet er et natriumsalt. 

5. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 2 eller 3, hvori det 

farmasøytisk akseptable saltet er et kaliumsalt. 

6. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge et hvilket som helst av 

kravene av kravene 2 til 5 for anvendelse som et medikament. 

7.  In vitro-fremgangsmåte for å indusere UBE3A-uttrykking i en målcelle 

der uttrykking av paternell UBE3A er undertrykt, fremgangsmåten omfattende 

å administrere et oligonukleotid ifølge krav 1 eller den farmasøytiske 

sammensetningen ifølge et hvilket som helst av kravene 2 til 5 til cellen i en 

effektiv mengde. 

8. Fremgangsmåten ifølge krav 7, hvori uttrykkingen av UBE3A økes med 

minst 40 % sammenliknet med en kontroll. 

9. Fremgangsmåten ifølge krav 7 eller 8, hvori konsentrasjonen av SNHG14-

transkriptet nedstrøms for SNORD109B reduseres med minst 30 % 

sammenlignet med en kontroll. 

10. Fremgangsmåten ifølge et hvilket som helst av kravene 7 til 9, hvori 

målcellen er en nevroncelle. 

11. Fremgangsmåten ifølge et hvilket som helst av kravene 7 til 10, hvori 

uttrykkingen av SNORD115 ikke påvirkes signifikant sammenlignet med en 

kontroll. 
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12. Oligonukleotidet ifølge krav 1 eller den farmasøytiske sammensetningen 

ifølge et hvilket som helst av kravene 2 til 5 for anvendelse ved behandling eller 

forebygging av Angelmans syndrom. 
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