1. Priešprasminio oligomero konjugatas, kurio formulė (IV):
[image: ]
arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska, skirti naudoti gydant Diušeno raumenų distrofiją (DRD) primatuose, kuriems to reikia, kur primatai turi distrofino geno mutaciją, kuri yra tinkama 45 egzono praleidimui atlikti.

[bookmark: _Hlk167277014][bookmark: _Hlk167277324]2. Priešprasminio oligomero konjugatas, kurio formulė (IV), kaip apibrėžta 1 punkte, arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska, skirti naudoti mRNR skaitymo rėmelio atstatymo būdui, siekiant indukuoti distrofino gamybą primatuose, turinčiuose distrofino geno mutaciją, kuri yra tinkama 45 egzono praleidimui atlikti.

3. Priešprasminio oligomero konjugatas arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska, skirti naudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur naudojimas apima farmacinės kompozicijos, apimančios priešprasminio oligomero konjugato, kurio formulė (IV), arba jo farmaciniu požiūriu priimtinos druskos ir farmaciniu požiūriu priimtino nešiklio, skyrimą.

4. Farmacinė kompozicija, apimanti priešprasminio oligomero konjugatą, kurio formulė (IV), kaip apibrėžta 1 punkte, arba jo farmaciniu požiūriu priimtiną druską ir farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį, skirta naudoti 45 egzono pašalinimui iš distrofino pre-mRNR iRNR brendimo metu primatuose, turinčuose distrofino geno mutaciją, kuri yra tinkama 45 egzono praleidimui atlikti.

5. Farmacinė kompozicija, apimanti priešprasminio oligomero konjugatą, kurio formulė (IV), kaip apibrėžta 1 punkte, arba jo farmaciniu požiūriu priimtiną druską ir farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį, skirta naudoti surišant distrofino pre-mRNR 45 egzoną primatuose, turinčuose distrofino geno mutaciją, kuri yra tinkama 45 egzono praleidimui atlikti.

6. Priešprasminio oligomero konjugatas, jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1-5 punktų, kur subjektas yra žmogus.

[bookmark: _Hlk167278156]7. Priešprasminio oligomero konjugatas, jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1-6 punktų, kur priešprasminio oligomero konjugatas yra farmaciniu požiūriu priimtinos druskos formos.

8. Priešprasminio oligomero konjugatas, jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti pagal 7 punktą, kur priešprasminio oligomero konjugatas yra farmaciniu požiūriu priimtinos druskos formos, kurios formulė (IVA):
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image1.png
oo s A Trgkis B drukisC

RPN ksd o
'f"(‘)’ . %b e i%}r
i )/Cg e w\( 3,(,5 TO"
NP, Ry oo ot
T o e
XP&Y %& ﬁo’r »Y_\AIM
“O)q TrokisB  TrokisC L5

Trokis A Eae

i




image2.png
SPUNS Trukls A TrikisB Trilkis C

A AN
mET L T {‘{ o
W P A o

et (\O,Qf \ﬁ»b ﬂf T%fq
T

sy

e ‘c()f ‘m’ ‘r‘v:’(
NY O TrakisB TrokisC ,3(_

Tritkis'A a9




