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Patentkrav 

 

1. Antisens oligomer-konjugat av formelen (IV): 

 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette. 5 

 

2. Antisens-oligomer-konjugat i henhold til krav 1, der antisens-oligomeret er av 

formelen (IVA): 
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3. Farmasøytisk sammensetning som omfatter et antisens-oligomer-konjugat i 

henhold til krav 1 eller 2, eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette, og en 

farmasøytisk akseptabel bærer. 5 

 

4. Antisens-oligomer-konjugatet eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette i 

henhold til krav 1 eller 2, til bruk i behandling. 

 

5. Antisens-oligomer-konjugat eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette i 10 

henhold til krav 1 eller 2, eller den farmasøytiske sammensetningen i henhold til krav 3, 

til bruk i behandlingen av Duchennes muskeldystrofi (DMD) på en pasient som trenger 

dette, der pasienten oppviser en mutasjon av dystrofingenet som er tilgjengelig for exon 

51-skipping. 

 15 

6. Antisens-oligomer-konjugat eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette i 

henhold til krav 1 eller 2, eller den farmasøytiske sammensetningen i henhold til krav 3, 

til bruk i restaurering av en mRNA-leseramme for å indusere dystrofinproduksjon på en 

pasient som oppviser en mutasjon av dystrofingenet som er tilgjengelig for exon 51-

skipping. 20 
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7. Antisens-oligomer-konjugat eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette, eller 

den farmasøytiske sammensetningen, til bruk i henhold til krav 5 eller krav 6, der bruken 

omfatter administrering av antisens-oligomer-konjugatet hver uke. 

 

8. Antisens-oligomer-konjugat eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette, eller 5 

den farmasøytiske sammensetningen, til bruk i henhold til krav 5 eller krav 6, der bruken 

omfatter administrering av antisens-oligomer-konjugatet annenhver uke. 

 

9. Antisens-oligomer-konjugat eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette, eller 

den farmasøytiske sammensetningen, til bruk i henhold til krav 5 eller krav 6, der bruken 10 

omfatter administrering av antisens-oligomer-konjugatet hver tredje uke. 

 

10. Antisens-oligomer-konjugat eller et farmasøytisk akseptabelt salt av dette, eller 

den farmasøytiske sammensetningen, til bruk i henhold til krav 5 eller krav 6, der bruken 

omfatter administrering av antisens-oligomer-konjugatet hver måned. 15 

 

11. Farmasøytisk sammensetning i henhold til krav 3, til bruk ved fjerning av exon 51 

fra dystrofin-pre-mRNA under mRNA-prosessering på en pasient som har en mutasjon av 

dystrofingenet som er tilgjengelig for exon 51-skipping. 

 20 

12. Farmasøytisk sammensetning i henhold til krav 3, til bruk ved bindingen av exon 

51 til dystrofin-pre-mRNA på en pasient som har en mutasjon av dystrofingenet som er 

tilgjengelig for exon 51-skipping. 
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