1. Dvigubos spiralės ribonukleino rūgštis (dsRNR) ALAS1 raiškos slopinimui, kur minėta dsRNR apima: 

(i) priešprasmę grandinę, komplementarią bent sekos SEQ ID Nr. 1 nukleotidams 871 - 889;

(ii) prasminę grandinę, apimančią bent 15 gretimų nukleotidų iš sekos SEQ ID Nr. 1295; ir
(iii) ligandą, apimantį vieną arba kelis N-acetilgalaktozamino (GalNAc) darinius.

2. dsRNR pagal 1 punktą, kur minėta dsRNR apima bent vieną modifikuotą nukleotidą, kur bent vienas iš modifikuotų nukleotidų yra pasirinktas iš grupės, susidedančios iš 2'-O-metil-modifikuoto nukleotido, nukleotido, apimančio 5'-fosforotioato grupę, galinį nukleotidą, prijungtą prie cholesterilo darinio arba dodekano rūgšties bisdecilamido grupės, 2'-deoksi-2'-fluor-modifikuoto nukleotido, 2'-deoksi-modifikuoto nukleotido, blokuoto nukleotido, abazinio nukleoido, 2'-amino-modifikuoto nukleotido, 2'-alkil-modifikuoto nukleotido, morfolino nukleotido, fosforamidato ir negamtinę bazę apimančio nukleotido. 

3. dsRNR pagal 1 arba 2 punktą, kur GalNAc darinio struktūra yra kaip atvaizduota žemiau ir yra prijungta prie dsRNR prasminės grandinės 3' galo: 
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4. dsRNR pagal 1, 2 arba 3 punktą, kur priešprasmė grandinė apima SEQ ID Nr. 1296 seką. 

5. dsRNR pagal 4 punktą, kur prasminė grandinė apima SEQ ID Nr. 1295 seką.
6. dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 5 punktų, apimanti duplekso sritį, kuri yra nuo 15 iki 30 bazių porų ilgio.

7. dsRNR pagal 6 punktą, kur minėta duplekso sritis yra 19 - 23 bazių porų ilgio.
8. dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 7 punktų, kur kiekviena grandinė yra ne daugiau 30 nukleotidų ilgio. 

9. Farmacinė kompozicija, skirta ALAS1 geno raiškos slopinimui, kur kompozicija apima dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 8 punktų, kur minėta kompozicija optimaliai yra skirtina į veną arba po oda. 

10. ALAS1 raiškos ląstelėje slopinimo būdas, kuriame:

(a) dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 8 punktų įveda į ląstelę; ir
(b) palaiko (a) stadijoje gautas ląsteles laikotarpiu, kuris yra pakankamas, kad susidarytų ALAS1 geno mRNR transkripto degradacija, tokiu būdu slopinant ALAS1 geno raišką ląstelėje; 

kur bet kuris žmogaus arba gyvūno kūno gydymo terapija būdas nėra įtrauktas. 

11. Porfirino arba porfirino pirmtako lygio ląstelėje mažinimo būdas, kuriame ląstelę laiko kontakte su dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 8 punktų kiekiu, veiksmingu, kad sumažintų porfirino arba porfirino pirmtako lygį ląstelėje, kur bet kuris žmogaus arba gyvūno kūno gydymo terapija būdas nėra įtrauktas. 

12. dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 8 punktų arba farmacinė kompozicija pagal 9 punktą, skirti naudoti sutrikimo, susijusio su ALAS1 raiška, gydymui, kur minėtos dsRNR arba minėtos kompozicijos terapiškai veiksmingas kiekis yra skirtinas pacientui, kuriam toks gydymas yra reikalingas. 

13. dsRNR, skirtas naudoti pagal 12 punktą, kur: 

(a) pacientas turi porfirijos išsivystymo riziką arba jam yra diagnozuota porfirija; 

(b) minėtas būdas: 

(i) palengvina simptomus, susijusius su sutrikimu, susijusiu su ALAS1, (pavyzdžiui, porfirija);

(ii) slopina ALAS1 raišką paciente;

(iii) sumažina porfirino pirmtako arba porfirino lygį paciente; 

(iv) sumažina pacientui simptomų, susijusių su porfirija, ūmių atakų dažnį; arba
(v) sumažina pacientui simptomų, susijusių su porfirija, ūmių atakų paplitimą, kai pacientas yra veikiamas provokuojančių faktorių; 

(c) porfirija yra kepenų funkcijos porfirija, pasirinkta iš ūmios intermituojančios porfirijos (AIP), paveldimos koproporfirijos (HCP), įvairiaspalvės porfirijos (VP), porfirijos su ALA dehidratazės trūkumu (ADP) ir hepatoeritropoetinės porfirijos;
(d) dsRNR yra skirtina prieš, per arba po ūmios porfirijos atakos;

(e) dsRNR yra skirtina prodromo periodo metu, kur optimaliai prodromo periodas yra pasižymintis skausmu, pykinimu, psichologiniais simptomais, nerimu arba nemiga; arba 

(f) pacientas turi padidintus ALA ir (arba) PBG lygius.

14. In vitro arba ex vivo ląstelė, apimanti dsRNR pagal bet kurį vieną iš 1 - 8 punktų.

