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1. Derinys iš: 

- antisensinio oligonukleotido, apimančio seką, kuri yra komplementari daliai žmogaus distrofino pre-mRNA egzono 51 ir minėtas oligonukleotidas yra pavaizduotas SEQ ID Nr. 204;

ir

- pagalbinio junginio, skirto uždegimo sumažinimui, kur šis junginys apima steroidą, 

kur minėtas derinys yra skirtas panaudoti kaip vaistas, vieno arba daugiau Duchenne raumenų distrofijos simptomų palengvinimui minėtame individe.

2. Derinys, skirtas panaudoti pagal 1 punktą, kur minėto egzono iš mRNR, gautos ir minėtos distrofino pre-mRNR, nebuvimas generuoja funkcinio distrofino baltymo koduojančią sritį.

3. Derinys, skirtas panaudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur minėtas oligonukleotidas apima RNR.

4. Derinys, skirtas panaudoti pagal 3 punktą, kur minėta RNR turi 2'-O-metilo modifikuotą ribozę (RNR).
5. Derinys, skirtas panaudoti pagal 3 arba 4 punktą, kur minėtas oligonukleotidas yra 2'-O metilo fosforotioato oligoribonukleotidas.
6. Derinys, skirtas panaudoti pagal bet kurį iš 1 – 5 punktų, kur minėtas oligonukleotidas yra peptido nukleorūgštis, blokuota nukleorūgštis, morfolino fosforodiamidatas arba bet kuris jų derinys.
7. Farmacinė kompozicija, apimanti: 

- derinį, apibūdintą bet kuriame iš 1 – 6 punktų;

ir
- farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį, adjuvantą, skiediklį ir/arba užpildą.
