1

1. Priešprasmis oligonukleotidas, turintis nuo 20 iki 35 morfolino subvienetų, prijungtų fosforo turinčiomis jungtimis tarp subvienetų, jungiančiomis vieno subvieneto morfolino azoto atomą su gretimo subvieneto 5’ egzocikliniu anglies atomu, apimantis bazinę seką SEQ ID Nr. 382 arba seką, pasižyminčią bent 80 % identiškumu jai, kur timino bazės nebūtinai yra uracilo bazės ir kur priešprasmis oligonukleotidas yra komplimentarus žmogaus distrofino pre-mRNR, siekiant sukelti egzono 52 praleidimą; arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska.
2. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 1 punktą, kur priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska turi nuo 20 iki 25 morfolino subvienetų.
3. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 1 arba 2 punktą, turintis uracilo bazes (U) timino bazių (T) vietoje.
4. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį iš 1-3 punktų, apimantis 5-metilcitozino bazę.
5. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 1-4 punktus, kur oligonukleotidas yra konjuguotas su polietileno glikolio grandine.
6. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 1-4 punktus, kur oligonukleotidas yra konjuguotas su trietilenglikolio fragmentu.
7. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 1-4 punktus, kur oligonukleotidas yra konjuguotas su polietileno glikolio grandine, prijungta per pakeistojo piperazinilo fragmentą.
8. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal 1-4 punktus, kur priešprasmis oligonukleotidas yra konjuguotas su trietilenglikolio fragmentu, prijungtu per pakeistojo piperazinilo fragmentą.
9. Farmacinė kompozicija, apimanti priešprasmį oligonukleotidą arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį iš ankstesnių punktų ir farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį ir/arba skiediklį.
10. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska pagal bet kurį vieną iš 1-8 punktų arba farmacinė kompozicija pagal 9 punktą, skirti naudoti raumenų distrofijos gydymui.
11. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal 10 punktą, kur raumenų distrofija yra Diušeno raumenų distrofija (DMD).
12. Priešprasmis oligonukleotidas arba jo farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal 10 punktą, kur raumenų distrofija yra Bekerio raumenų distrofija (BMD).
