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Protusmisleni oligonukleotid koji sadrzi 20-35 morfolino podjedinica povezanih s vezama medu podjedinicama
koje sadrze fosfor koje spajaju morfolino dusik jedne podjedinice sa 5' 'egzociklickim ugljikom susjedne
podjedinice, koji sadrzi baznu sekvencu SEQ ID NO: 382, ili sekvencu koja ima s njom barem 80% identi¢nosti
sekvence, pri ¢emu su timinske baze proizvoljno uracilne baze, te pri ¢emu je protusmisleni oligonukleotid
komplementaran s ljudskim distrofinom pred-mRNA da se inducira preskakanje eksona 52; ili njegova
farmaceutski prihvatljiva sol.

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevu 1, naznaen time S$to
protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol sadrzi 20-25 morfolino podjedinica.
Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevu 1 ili zahtjevu 2, naznacen
time §to ima uracilne baze (U) na mjestu timinskih baza (T).

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema bilo kojem od zahtjeva 1-3, naznacen
time $to sadrzi bazu 5-metilcitozina.

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevima 1-4, naznaden time §to je
oligonukleotid konjugiran na lanac polietilen glikola.

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevima 1-4, naznaden time §to je
oligonukleotid konjugiran na dio trietilenglikola.

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevima 1-4, naznaden time §to je
oligonukleotid konjugiran na lanac polietilen glikola vezan preko supstituiranog dijela piperazinila.

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema zahtjevima 1-4 naznacen time §to je
protusmisleni oligonukleotid konjugiran na dio trietilenglikola vezan preko supstituiranog dijela piperazinila.
Farmaceutski pripravak naznacen time $to sadrzi protusmisleni oligonukleotid ili njegovu farmaceutski prihvatljivu
sol prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva i farmaceutski prihvatljiv nosa¢ i/ili razrjedivac.

Protusmisleni oligonukleotid ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 8§, ili
farmaceutski pripravak prema zahtjevu 9 naznaden time sto se koristi u lije¢enju misi¢ne distrofije.

Protusmisleni oligonukleotid ili farmaceutski pripravak za uporabu prema zahtjevu 10, naznacen time Sto je
misi¢na distrofija Duchenneova misi¢na distrofija (DMD).

Protusmisleni oligonukleotid ili farmaceutski pripravak za uporabu prema zahtjevu 10, naznacen time Sto je
misi¢na distrofija Beckerova misi¢na distrofija (BMD).
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