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Patentkrav 

 

1. Antisense-oligomerkonjugat av formel (IV): 

 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 5 

 

2. Antisense-oligomerkonjugatet ifølge krav 1, hvori antisense-oligomeren er av 

formel (IVA): 
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3. Farmasøytisk sammensetning, omfattende et antisense-oligomerkonjugat ifølge 

krav 1 eller 2, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, og en farmasøytisk akseptabel 

bærer. 

 

4. Antisense-oligomerkonjugatet eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav ifølge 5 

krav 1 eller 2, for anvendelse i terapi. 

 

5. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav ifølge krav 

1 eller 2, eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 3, for anvendelse ved 

behandling av Duchenne muskeldystrofi (DMD) hos et individ med behov derav hvori 10 

individet har en mutasjon av dystrofingenet som er mottagelig for ekson 53-hopping. 

 

6. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav ifølge krav 

1 eller 2, eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 3, for anvendelse i å 

gjenopprette en mRNA-leseramme for å indusere dystrofinproduksjon i et individ som har 15 

en mutasjon av dystrofingenet som er mottagelig for ekson-53-hopping. 

 

7. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, eller den 

farmasøytiske sammensetningen, for anvendelse ifølge krav 5 eller 6, hvori anvendelsen 

omfatter administrering av antisense-oligomerkonjugatet ukentlig. 20 

 

8. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, eller den 

farmasøytiske sammensetningen, for anvendelse ifølge krav 5 eller 6, hvori anvendelsen 

omfatter administrering av antisense-oligomerkonjugatet annenhver uke. 

 25 

9. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, eller den 

farmasøytiske sammensetningen, for anvendelse ifølge krav 5 eller 6, hvori anvendelsen 

omfatter administrering av antisense-oligomerkonjugatet hver tredje uke. 

 

10. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, eller den 30 

farmasøytiske sammensetningen, for anvendelse ifølge krav 5 eller 6, hvori anvendelsen 

omfatter administrering av antisense-oligomerkonjugatet månedlig. 

 

11. Antisense-oligomerkonjugatet eller farmasøytisk akseptabelt salt derav, eller den 

farmasøytiske sammensetningen, for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 4‒35 

10, hvori anvendelsen omfatter administrering av antisense-oligomerkonjugatet i en dose 

valgt fra (i) ca. 30 mg/kg; (ii) ca. 40 mg/kg; (iii) ca. 60 mg/kg; (iv) ca. 80 mg/kg; og (v) 

ca. 160 mg/kg. 
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12. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 3 for anvendelse for å ekskludere 

ekson 53 fra dystrofin-pre-mRNA under mRNA-behandling i et individ som har en mutasjon 

av dystrofingenet som er mottagelig for ekson 53-hopping. 

 5 

13. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 3 for anvendelse i binding av 

ekson 53 av dystrofin-pre-mRNA i et individ som har en mutasjon av dystrofingenet som 

er mottagelig for ekson 53-hopping. 
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