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PATENTKRAV

1. Antisenseoligonukleotid (AON) for & hoppe over ekson 13 i humant
USH2A pre-mRNA, hvor AON bestar av sekvensen SEKV ID NR: 5, 6

eller 7.

2. AON ifglge krav 1, hvor AON er et oligoribonukleotid.

3. AON ifglge krav 1 eller 2, hvor AON omfatter en 2'-O

alkylmodifikasjon.

4. AON ifglge krav 3, hvor alle nukleotider i nevnte AON er 2'-O-

metylmodifiserte.

5. AON ifglge krav 1 eller 2, hvor AON omfatter en 2'-O-

metoksyetylmodifikasjon.

6. AON ifglge krav 5, hvor alle nukleotider i AON baerer en 2'-O-

metoksyetylmodifikasjon.

7. AON ifglge krav 3 eller 5, hvor AON er et oligoribonukleotid

omfattende en 2'-O-metyl og en 2'-O-metoksyetyl-modifikasjon.

8. AON ifglge ethvert av kravene 1 til 7, hvor AON har minst en

fosfortioatbinding.

9. AON ifglge krav 8, hvor alle sekvensielle nukleotider er

sammenkoblet med fosforotioatbindinger.

10. Farmasgytisk sammensetning omfattende en AON ifglge et hvilket

som helst av kravene 1 til 9, og en farmasgytisk akseptabel beerer.
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11. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 10, hvor den
farmasgytiske sammensetningen er til intravitreal administrering og

doseres i en mengde fra 0,05 mg og 5 mg totalt AON per gye.

12. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 10 eller 11, hvor den
farmasgytiske sammensetningen er til intravitreal administrering og
doseres i en mengde fra 0,1 og 1 mg totalt AON per gye, slik som 0,1,
0,2 03, 04,0,50,6,0,7,0,8, 0,9 eller 1,0 mg totalt AON per gye.

13. Viral vektor som uttrykker en AON ifglge krav 1.

14. AON ifglge et av kravene 1 til 9, et farmasgytisk preparat ifglge et
hvilket som helst av kravene 10 til 12, eller en virusvektor ifglge krav
13, for anvendelse ved behandling, forebygging eller forsinkelse av en
USH2A-relatert sykdom eller en tilstand som krever modulerende

spleising av USH2A pre-mRNA.

15. In vitro-metode for modulering av spleising av USH2A pre-mRNA i
en celle, hvor metoden omfatter & kontakte cellen med en AON ifglge et
av kravene 1 til 9, en farmasgytisk sammensetning ifglge et hvilket som

helst av kravene 10 til 12, eller en viral vektor ifglge krav 13.
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