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PATENTKRAV 

 

1. Dobbeltstrenget nukleinsyre (dsNA) omfattende første og andre nukleinsyrestrenger 

som danner en dupleksstruktur hvori den første strengen er 15–35 nukleotider i lengde og den 

andre strengen er 19–35 nukleotider i lengde og hvori dsNA-en er komplementært til mål-5 

HAO1-mRNA-sekvensen som angitt i SEQ. ID. NO: 1823 langs minst 19 påfølgende 

nukleotider av den andre strengen og reduserer HAO1-mål-mRNA-ekspresjon når den innføres 

i en pattedyrcelle som uttrykker mRNA-et in vivo. 

 

2. dsNA ifølge krav 1, hvori den andre strengen er 100 % komplementær til HAO1 10 

mRNA-sekvensen som angitt i SEQ. ID. No: 1823 langs 21 påfølgende nukleotider. 

 

3. dsNA ifølge krav 1 eller krav 2, hvori den andre strengen er 21, 22, 23, 24, 25, 26 eller 

27 nukleotider i lengde. 
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4. dsNA ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori den andre strengen 

omfatter 1–5 enkeltstrengede nukleotider ved sin 3'-terminal, fortrinnsvis 2 enkelstrengede 

nukleotider ved sin 3'-terminal. 

 

5. dsNA ifølge krav 4, hvori den første strengen er en RNA-streng 21 nukleotider i lengde 20 

og den andre strengen er en RNA-streng (i) 23 nukleotider i lengde (ii) 100 % komplementær 

til HAO1 mRNA-sekvensen som angitt i SEQ. ID. NO: 1823 langs 21 påfølgende nukleotider 

og (iii) har et 3'-overheng på 2 nukleotider i lengde. 

 

6. dsNA ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 5, som inkluderer 25 

fosfortioatinternukleotidbindinger. 

 

7. dsNA ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 6, hvori den første strengen og/eller 

den andre strengen omfatter én eller flere modifiserte nukleotider. 
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8. dsNA ifølge krav 7, hvori hvert nukleotid av den første strengen og/eller hvert 

nukleotid av den andre strengen er et modifisert nukleotid. 

 

9. dsNA ifølge krav 7 eller krav 8, hvori hvert modifiserte nukleotid uavhengig er et 2'-O-
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metyl- eller 2'-fluormodifisert nukleotid. 

 

10. dsNA ifølge et hvilket som helst av kravene 7 til 9, som konjugeres til en GalNac-del. 

 

11. dsNA ifølge krav 10, hvori en GalNac-del konjugeres til det 3'-terminale nukleotidet til 5 

den første strengen. 

 

12. dsNA ifølge krav 10, som er en dsNA ifølge krav 5, som videre har en GalNac-del 

konjugert til det 3'-terminale nukleotidet til den første strengen. 
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13. Farmasøytisk sammensetning omfattende en dsNA ifølge et hvilket som helst av 

kravene 1 til 12, og en farmasøytisk akseptabel bærer. 

 

14. dsNA ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 12 for anvendelse i terapi hos et 

individ hvori dsNA-en administreres i en mengde tilstrekkelig til å redusere ekspresjon av 15 

HAO1 mRNA i individet. 

 

15. dsNA for anvendelse i terapi ifølge krav 14, hvori anvendelsen er administrering for 

behandling av primær hyperoksaluri (PH1). 
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16. dsNA ifølge krav 12 for anvendelse ved behandling av PH1. 

 

17. dsNA for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 14 til 16, hvori dsNA-en 

administreres subkutant. 

NO/EP3581654


	Bibliographic data
	Claims

