1. Junginys, apimantis modifikuotą oligonukleotidą, susidedantį iš 10-30 sujungtų nukleozidų, ir turintis nukleobazių seką, apimančią dalį mažiausiai 8 gretimų nukleobazių, 100% komplementarių tokio paties ilgio sekos SEQ ID Nr. 1 1343-1368 nukleobazių daliai ir (arba) sekos SEQ ID Nr. 2 8603-8619 nukleobazių daliai, kur modifikuoto oligonukleotido nukleobazių seka mažiausiai 90% yra komplementari SEQ ID Nr. 1 ir (arba) SEQ ID Nr. 2, kaip išmatuota per visą modifikuotą oligonukleotidą, ir kur junginys gali slopinti DMPK raišką.

2. Junginys, apimantis modifikuotą oligonukleotidą, susidedantį iš 10-30 sujungtų nukleozidų, kur modifikuotas oligonukleotidas turi nukleobazių seką, apimančią dalį mažiausiai 8 gretimų nukleobazių sekose SEQ ID Nr. 30, 25, 26, 123, 124, 125, 126, 127, 128, 378, 379, 380, 381, 382, 383 ir 384, kur modifikuoto oligonukleotido nukleobazių seka mažiausiai 90% yra komplementari sekai SEQ ID Nr. 1 ir (arba) SEQ ID Nr. 2, kaip išmatuota per visą modifikuotą oligonukleotidą, ir kur junginys gali slopinti DMPK raišką.

3. Junginys pagal 1 arba 2 punktą, kur modifikuotas oligonukleotidas yra viengrandis oligonukleotidas.

4. Junginys pagal bet kurį vieną iš 1-3 punktų, kur mažiausiai vienas nukleozidas apima modifikuotą nukleobazę, kur, pasirinktinai, modifikuota nukleobazė yra 5-metilcitozinas.

5. Junginys pagal bet kurį iš 1-4 punktų, kur mažiausiai viena tarpnukleozidinė jungtis yra modifikuota tarpnukleozidinė jungtis, kur, pasirinktinai, kiekviena tarpnukleozidinė jungtis yra fosforotioato tarpnukleozidinė jungtis.

6. Junginys pagal bet kurį iš 1-5 punktų, kur mažiausiai vienas nukleozidas apima modifikuotą cukrų.

7. Junginys pagal 6 punktą, kur mažiausiai du nukleozidai apima modifikuotą cukrų, kur, pasirinktinai, kiekvienas iš modifikuotų cukrų turi tą pačią modifikaciją, arba mažiausiai vienas iš modifikuotų cukrų turi skirtingą modifikaciją.

8. Junginys pagal 6 arba 7 punktą, kur modifikuotas cukrus yra biciklinis cukrus, kur, pasirinktinai, biciklinis cukrus yra pasirinktas iš cEt, LNA, α-L-LNA, ENA ir 2'-tio LNA.

9. Junginys pagal 6 punktą, kur mažiausiai vienas nukleozidas, apimantis modifikuotą cukrų, yra 2'-pakeistas nukleozidas, kur, pasirinktinai, 2'-pakeistas nukleozidas yra pasirinktas iš 2'-OCH3, 2'-F ir 2'-O-metoksietilo.

10. Junginys pagal bet kurį iš 1-9 punktų, kur

(a) modifikuotas oligonukleotidas apima: 

i. tarpo segmentą, susidedantį iš sujungtų deoksinukleozidų;

ii. 5’ flango segmentą, susidedantį iš sujungtų nukleozidų;

iii. 3’ flango segmentą, susidedantį iš sujungtų nukleozidų;

iv. kur tarpo segmentas yra tarp 5' flango segmento ir 3' flango segmento, ir kur kiekvieno flango segmento kiekvienas nukleozidas apima modifikuotą cukrų; ir (arba)

(b) modifikuotas oligonukleotidas susideda iš 16, 17, 18, 19 arba 20 sujungtų nukleozidų.

11. Modifikuotas oligonukleotidas, turintis nukleobazių seką, kaip nurodyta SEQ ID Nr. 30, kur modifikuotas oligonukleotidas susideda iš 16 sujungtų nukleozidų ir apima:

a. tarpo segmentą, susidedantį iš aštuonių sujungtų deoksinukleozidų;

b. 5’ flango segmentą, susidedantį iš keturių sujungtų nukleozidų ir turintį E-E-K-K 5'-flango motyvą;

c. 3’ flango segmentą, susidedantį iš keturių sujungtų nukleozidų ir turintį K-K-E-E 3'-flango motyvą;

d. kur tarpo segmentas yra tarp 5' flango segmento ir 3' flango segmento;

e. kur kiekvienas E reiškia 2'-O-metoksietilo cukrų, ir kiekvienas K reiškia cEt cukrų;

f. kur kiekviena tarpnukleozidinė jungtis yra fosforotioato tarpnukleozidinė jungtis; ir

g. kur kiekviena citozino liekana yra 5-metilcitozinas.

12. Junginys pagal 2 punktą, kur

a) junginys turi nukleobazių seką, kaip nurodyta SEQ ID Nr. 25, kur modifikuotas oligonukleotidas susideda iš 20 sujungtų nukleozidų ir apima:

v. tarpo segmentą, susidedantį iš dešimties sujungtų deoksinukleozidų;

vi. 5’ flango segmentą, susidedantį iš penkių sujungtų nukleozidų;

vii. 3’ flango segmentą, susidedantį iš penkių sujungtų nukleozidų;

viii. kur tarpo segmentas yra tarp 5' flango segmento ir 3' flango segmento;

ix. kur kiekvieno sparno segmento kiekvienas nukleozidas apima 2'-O-metoksietilo cukrų;

x. kur kiekviena tarpnukleozidinė jungtis yra fosforotioato tarpnukleozidinė jungtis; ir

xi. kur kiekviena citozino liekana yra 5-metilcitozinas; arba

(b) junginys turi nukleobazių seką, kaip nurodyta SEQ ID Nr. 26, kur modifikuotas oligonukleotidas susideda iš 16 sujungtų nukleozidų ir apima:

i. tarpo segmentą, susidedantį iš aštuonių sujungtų deoksinukleozidų;

ii. 5’ flango segmentą, susidedantį iš keturių sujungtų nukleozidų ir turintį E-E-K-K 5'-flango motyvą;

iii. 3’ flango segmentą, susidedantį iš keturių sujungtų nukleozidų ir turintį K-K-E-E 3'-flango motyvą;

iv. kur tarpo segmentas yra tarp 5' flango segmento ir 3' flango segmento;

v. kur kiekvienas E reiškia 2'-O-metoksietilo cukrų, ir kiekvienas K reiškia cEt cukrų;

vi. kur kiekviena tarpnukleozidinė jungtis yra fosforotioato tarpnukleozidinė jungtis; ir

vii. kur kiekviena citozino liekana yra 5-metilcitozinas.

13. Junginys pagal bet kurį iš 1-12 punktų, kur junginys yra konjuguotas junginys.

14. Kompozicija, apimanti junginį pagal bet kurį iš 1-12 punktų arba jo druską ir farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį arba skiediklį.

15. Junginys pagal bet kurį iš 1-13 punktų arba kompozicija pagal 14 punktą, skirti panaudoti taikant 1 tipo miotoninės distrofijos gydymo būdą gyvūnui.

