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PATENTNI ZAHTJEVI

1. Protusmisleni oligomerni konjugat formule (IV):
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5 ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol.
2. Konjugat protusmislenog oligomera prema zahtjevu 1, naznaCen time $to je protusmisleni oligomer formule (IVA):
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3.  Farmaceutski pripravak, naznacen time §to sadrZi konjugat protusmislenog oligomera prema zahtjevu 1 ili 2, ili
njegovu farmaceutski prihvatljivu sol, i farmaceutski prihvatljiv nosac.
10 4.  Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevu 1 ili 2, naznacen time
§to se koristi u terapiji.
5.  Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevu 1 ili 2, ili
farmaceutski pripravak prema zahtjevu 3, za upotrebu u lije¢enju Duchenncove mifiéne distrofije (DMD) kod
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subjekta kojem je to potrebno, pri ¢emu subjekt ima mutaciju gena distrofina koji je podloZan preskakanju egzona
51.

Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevu 1 ili 2, ili
farmaceutski pripravak prema zahtjevu 3, za upotrebu u obnavljanju okvira za ¢itanje mRNA za induciranje
proizvodnje distrofina kod subjekta koji ima mutaciju gena za distrofin koja je podloZna preskakanju egzona 51.
Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol, ili farmaceutski pripravak, za
upotrebu prema zahtjevu 5 ili zahtjevu 6, naznacen time §to upotreba obuhvaca davanje konjugata protusmislenog
oligomera jednom tjedno.

Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol, ili farmaceutski pripravak, za
upotrebu prema zahtjevu 5 ili zahtjevu 6, naznacen time $to upotreba obuhvaca primjenu konjugata protusmislenog
oligomera dva puta tjedno.

Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol, ili farmaceutski pripravak, za
upotrebu prema zahtjevu 5 ili zahtjevu 6, naznacen time §to upotreba obuhvaca davanje konjugata protusmislenog
oligomera svaki treci tjedan.

Konjugat protusmislenog oligomera ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol, ili farmaceutski pripravak, za
upotrebu prema zahtjevu 5 ili zahtjevu 6, naznacen time Sto upotreba obuhvaca davanje konjugata protusmislenog
oligomera jednom mjesecno.

Farmaceutski pripravak prema zahtjevu 3, naznacen time §to se koristi za iskljucivanje egzona 51 iz pre-mRNA
distrofina tijekom obrade mRNA kod subjekta koji ima mutaciju gena za distrofin koji je podloZan preskakanju
egzona 51.

Farmaceutski pripravak prema zahtjevu 3, naznacen time $to se koristi za vezanje egzona 51 pre-mRNA distrofina
kod subjekta koji ima mutaciju gena distrofina koja je podloZna preskakanju egzona 51.
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