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1. Priešprasminis oligonukleotidas, nukreiptas prieš žmogaus distrofino pre-mRNR 53 egzono vidų, kuris pagerina minėto egzono maskavimą splaisingo aparate ir minėto egzono išskyrimą iš galutinės mRNR.

2. Priešprasminis oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur oligonukleotidas gali prisirišti prie 53 egzono arba jo dalies.

3. Priešprasminis oligonukleotidas pagal 1 arba 2 punktą, kur minėtas priešprasminis oligonukleotidas gali specifiškai sąveikauti su egzono atpažinimo seka 53 egzone.

4. Priešprasminis oligonukleotidas pagal 2 arba 3 punktą, kur prisirišimas prie 53 egzono vidaus yra nustatomas judrumo poslinkio gelyje analize arba nustatant ar minėto egzono nėra minėtoje mRNR.

5. Priešprasminis oligonukleotidas pagal bet kurį iš 1-4 punktų, kur oligonukleotidas sužadina specifinį minėto 53 egzono praleidimą distrofino pre-mRNR, kur minėtas priešprasminis oligonukleotidas yra ląstelėje, turinčioje distrofino pre-mRNR, turinčioje minėtą egzoną.

6. Priešprasminis oligonukleotidas pagal 5 punktą, kur oligonukleotidas sužadina distrofino baltymo, apimančio mažiausiai Bekerio mutanto funkcionalumą, gamybą, kur minėtas priešprasminis oligonukleotidas yra ląstelėje, turinčioje distrofino pre-mRNR, kuri turi 53 egzoną.

7. Priešprasminis oligonukleotidas pagal bet kurį iš 1-6 punktų, kur oligonukleotidas turi 14-40 nukleotidų ilgį.

8. Priešprasminis oligonukleotidas pagal bet kurį iš 1-7 punktų, kur oligonukleotidas yra 2’-O-metilo oligoribonukleotidas arba peptido nukleorūgštis.

9. Priešprasminis oligonukleotidas pagal 8 punktą, kur 2’-O-metilo oligoribonukleotidas yra 2’-O-metilo fosforotiato oligoribonukleotidas.

10. Nukleorūgšties pristatymo nešiklis, galintis ekspresuoti priešprasminį oligonukleotidą pagal bet kurį iš 1-7 punktų, geriau kur minėtas nukleorūgšties pristatymo nešiklis apima vienos vijos virusą arba su adenovirusu susijusį virusą.

11. Priešprasminio oligonukleotido pagal bet kurį iš 1-9 punktų arba nukleorūgšties pristatymo nešiklio pagal 10 punktą panaudojimas gamybai vaisto, skirto paciento Diušeno raumenų distrofijos gydymui.
12. Panaudojimas pagal 11 punktą, kur gydomas pacientas turi mažiausiai tam tikrus distrofino pozityvius pluoštus.
