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Farmaceutski pripravak, naznacen time $to sadrZi protusmisleni oligomer i farmaceutski prihvatljivo pomo¢no
sredstvo,
gdje protusmisleni oligomer hibridizira s ciljanim dijelom pre-mRNA koja sadrzi ekson koji potie raspadanje
mRNA posredovano besmislenom mutacijom (NMD ekson), te koji kodira ciljani protein,
gdje NMD ekson definiraju genomska mjesta GRCh38/hg38: chr3 193628509 i GRCh38/hg38: chr3
193628616,
gdje protusmisleni oligomer promovira isklju¢ivanje NMD eksona iz pre-mRNA, ¢ime povisuje razinu
obradene mRNA koja kodira ciljani protein i pojacava eksprimiranje ciljanog proteina u stanici koja sadrZi pre-
mRNA,
gdje je ciljani protein OPAL, te
gdje ciljani dio pre-mRNA:
(a) jeunutar NMD eksona; ili
(b) sadrzi 5’ mjesto spoja NMD eksona s intronom ili 3° mjesto spoja NMD eksona s intronom za NMD
ckson, te
gdje se protusmisleni oligomer sastoji od 16 do 50 nukleotida, te je najmanje 90% komplementaran s SEQ ID
NO: 173.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1, naznaden time §to je namijenjen upotrebi kao
medikament.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1 namijenjen upotrebi u lije¢enju bolesti ili stanja kod
subjekta kojem je to potrebno, naznafen time $to je bolest ili stanje povezano sa smanjenom koliéinom ili sa
sniZzenom aktivno$c¢u ciljanog proteina kojeg kodira gen kod subjekta.
Farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu s patentnim zahtjevom 3, naznacen time $to je bolest ili
stanje povezano s haploinsuficijencijom gena koji kodira ciljani protein, te $to subjekt ima prvi alel koji kodira
funkcionalni ciljani protein, te drugi alel iz kojeg se ciljani protein ne proizvodi ili se proizvodi u sniZenoj razini,
ili drugi alel koji kodira nefunkcionalni ciljani protein ili djelomiéno funkcionalni ciljani protein.
Farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu s patentnim zahtjevom 3 ili 4, naznacen time $to je bolest ili
stanje atrofija vidnog Zivca tipa 1.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1, ili farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu
s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-5, naznaceni time $to je ciljani dio unutar NMD eksona.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1, ili farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu
s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-5, naznaceni time $to ciljani dio pre-mRNA sadrZi 5’ mjesto spoja NMD
eksona s intronom.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1, ili farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu
s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-5, naznaceni time $to ciljani dio pre-mRNA sadrZi 3’ mjesto spoja NMD
eksona s intronom.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1, ili farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu
s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-5, naznaceni time §to ciljani dio pre-mRNA sadrZi 3° mjesto nadovezivanja
NMD eksona.
Farmaceutski pripravak u skladu s patentnim zahtjevom 1, ili farmaceutski pripravak namijenjen upotrebi u skladu
s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-5, naznaceni time §to ciljani dio pre-mRNA sadrZi 5° mjesto nadovezivanja
NMD eksona.
Farmaceutski pripravak u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 ili 6-10, ili farmaceutski pripravak
namijenjen upotrebi u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-10, naznaceni time $to je protusmisleni
oligomer 100% komplementaran slijedu SEQ ID NO: 173.
Farmaceutski pripravak u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 ili 6-11, ili farmaceutski pripravak
namijenjen upotrebi u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-11, naznaceni time $to je protusmisleni
oligomer najmanje 95%, najmanje 98%, ili najmanje 99% komplementaran ciljanom dijelu pre-mRNA.
Farmaceutski pripravak u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 ili 6-12, ili farmaceutski pripravak
namijenjen upotrebi u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-12, naznaceni time $to je protusmisleni
oligomer 100% komplementaran ciljanom dijelu pre-mRNA.
Farmaceutski pripravak u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 ili 6-13, ili farmaceutski pripravak
namijenjen upotrebi u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-13, naznaceni time §to protusmisleni oligomer
sadrzi modifikaciju okosnice, koja ukljucuje fosforotioatnu spojnicu ili fosforodiamidatnu spojnicu.
Farmaceutski pripravak u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 ili 6-14, ili farmaceutski pripravak
namijenjen upotrebi u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-14, naznaceni time §to protusmisleni oligomer
ukljucuje morfolinofosforodiamidat, zaklju¢anu nukleinsku kiselinu, peptidnu nukleinsku kiselinu, 2’-O-metilni,
2’-fluorni ili 2’-O-metoksietilni ostatak.
Farmaceutski pripravak u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 1 ili 6-15, ili farmaceutski pripravak
namijenjen upotrebi u skladu s bilo kojim od patentnih zahtjeva 2-15, naznaceni time §to protusmisleni oligomer
sadrZi najmanje jedan modificirani $e¢erni ostatak.



	Page 1 - BIBLIOGRAPHY
	Page 2 - CLAIMS

