PAGE  

1. Antisensinis oligonukleotidas iš 14 - 40 nukleotidų, apimantis dalį hAON#23: 5'-TGGCATTTCTAGTTTGG-3' (SEQ ID Nr. 18), kur minėtas oligonukleotidas gali indukuoti e distrofino pre-mRNR 51 egzono praleidimą ląstelėje, kur minėtas oligonukleotidas yra komplementarus su 51 egzono dalimi ir kur minėtas oligonukleotidas gali specifiškai interferuoti su egzono atpažinimo seka minėtame egzone.
 

2. Oligonukleotidas pagal 1 punktą, kur oligonukleotidas skatina distrofino baltymo, apimančio mažiausiai Becker‘o mutanto funkcionalumą, gamybą, kai minėtas oligonukleotidas yra ląstelėje, turinčioje distrofino pre-mRNR.

 

3. Oligonukleotidas pagal 1 arba 2 punktą, kur minėtas oligonukleotidas apima seką, komplementarią minėtai egzono atpažinimo sekai.
 

4. Oligonukleotidas pagal bet kurį iš 1-3 punktų, kuris yra peptido nukleorūgštis (PNA).
 

5. Oligonukleotidas pagal bet kurį iš 1-3 punktų, kur minėtas oligonukleotidas yra 2'-O-metilo oligoribonukleotidas, geriau kur minėtas oligonukleotidas yra 2'-O-metilo fosforotioato oligoribonukleotidas.
 

6. Nukleorūgšties pernešimo nešiklis, apimantis transkripcijos vienetą, ekspresuojantį oligonukleotidą pagal bet kurį iš 1-3 punktų.
 

7. Kompozicija, apimanti oligonukleotidą pagal bet kurį iš 1-5 punktų arba nukleorūgšties pernešimo nešiklį pagal 6 punktą.
 

8. Kompozicija pagal 7 punktą, kuri yra farmacinė kompozicija, papildomai apimanti farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį.
 

9. Oligonukleotido pagal bet kurį iš 1-5 punktų arba nukleorūgšties pernešimo nešiklio pagal 6 punktą arba kompozicijos pagal 7 arba 8 punktą panaudojimas gamybai vaisto, geriau skirto Diušeno raumenų distrofijos gydymui.
