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1. Priešprasmis oligonukleotidas, kuris sukelia egzono 45 praleidimą žmogaus distrofino pre-mRNR, kur priešprasmis oligonukleotidas yra pasirinktas iš grupės, kurią sudaro:

i) 22 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska;

ii) 22 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska;

iii) 25 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska;

iv) 25 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska;

v) 28 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska;

vi) 28 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska;

vii) 31 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima GCC GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska; ir
viii) 31 bazių priešprasmis oligonukleotidas, kuris apima GCC GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.

2. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 22 bazių oligonukleotidas, kuris apima CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.

3. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 22 bazių oligonukleotidas, kuris apima CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.

4. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 25 bazių oligonukleotidas, kuris apima GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.

5. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 25 bazių oligonukleotidas, kuris apima GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.

6. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 28 bazių oligonukleotidas, kuris apima GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.

7. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 28 bazių oligonukleotidas, kuris apima GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska. 

8. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 31 bazių oligonukleotidas, kuris apima GCC GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska. 

9. Priešprasmis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas yra 31 bazių oligonukleotidas, kuris apima GCC GCU GCC CAA UGC CAU CCU GGA GUU CCU G ir kuris apima 5 padėtyje pakeistąją pirimidino bazę, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska. 

10. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, kuris apima 5-metilcitozino bazę.

11. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-10 punktų, kur oligonukleotidas neaktyvuoja RNazę H.

12. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, kur skeleto jungtys tarp nukleozidų yra pakeistos negamtinėmis jungtimis tarp nukleozidų. 

13. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, kur jungtis tarp nukleozidų sudaro modifikuoti fosfatai. 

14. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 13 punktą, kur modifikuotas fosfatas yra pasirinktas iš metilo fosfonatų, metilo fosfortioatų, fosformorfolidatų, fosforpiperazidatų ir fosforamidatų.

15. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, kur oligonukleotidas yra peptido nukleorūgštis. 

16. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-9 punktų, kur oligonukleotidas yra chemiškai prijungtas prie vieno arba kelių fragmentų arba konjugatų, kurie sustiprina priešprasmio oligonukleotido aktyvumą, pagerina ląstelinį pasiskirstymą arba ląstelinę absorbciją.

17. Kompozicija, kuri apima priešprasmį oligonukleotidą arba jo farmaciniu požiūriu priimtiną druską pagal bet kurį vieną iš 1-16 punktų ir farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį. 

18. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-16 punktų arba kompozicija pagal 17 punktą, skirti naudoti raumenų distrofijos gydymo būde. 

19. Priešprasmio oligonukleotido arba jo farmaciniu požiūriu priimtinos druskos pagal bet kurį vieną iš 1-16 punktų arba kompozicijos pagal 17 punktą panaudojimas gaminant vaistą, skirtą raumenų distrofijos moduliavimui.

20. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba kompozicija, skirti naudoti pagal 18 punktą, arba panaudojimas pagal 19 punktą, kur raumenų distrofija yra Diušeno raumenų distrofija.

