e 2019 1208

1. Conjugat de oligomer antisens cu Formula (1V):
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sau o sare acceptabila farmaceutic a acestuia.

2. Conjugat de oligomer antisens din revendicarea 1, in care oligomerul antisens are
Formula (IVA):
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3. Compozitie farmaceutica, care cuprinde un conjugat de oligomer antisens din
revendicarea 1 sau 2, sau o sare acceptabild farmaceutic a acestuia si un purtator

acceptabil farmaceutic.

4. Conjugat de oligomer antisens sau o0 sare acceptabila farmaceutic a acestuia din

revendicarea 1 sau 2, pentru utilizare in terapie.

5. Conjugat de oligomer antisens sau sare acceptabila farmaceutic a acestuia din
revendicarea 1 sau 2, sau compozitia farmaceutica din revendicarea 3, pentru utilizare in
tratarea distrofiei musculare Duchenne (DMD) la un subiect care are nevoie de aceasta,
in care subiectul are o mutatie a genei distrofinei care este susceptibild de omitere a

exonului 45.
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6. Conjugat de oligomer antisens sau sare acceptabila farmaceutic a acestuia din
revendicarea 1 sau 2, sau compozitia farmaceutica din revendicarea 3, pentru utilizare in
restabilirea unui cadru de citire a ARNm pentru a induce productia de distrofina la un
subiect care are o mutatie a genei distrofinei care este susceptibila de omitere a exonului
45.

7. Conjugat de oligomer antisens sau compozitia farmaceutica, pentru utilizare conform
revendicarii 5 sau revendicarii 6, in care utilizarea cuprinde administrarea conjugatului de

oligomer antisens saptamanal.

8. Conjugat de oligomer antisens sau compozitia farmaceutica, pentru utilizare conform
revendicarii 5 sau revendicarii 6, in care utilizarea cuprinde administrarea conjugatului de

oligomer antisens la doua saptamani.

9. Conjugat de oligomer antisens sau compozitia farmaceutica, pentru utilizare conform
revendicarii 5 sau revendicarii 6, in care utilizarea cuprinde administrarea conjugatului de

oligomer antisens la fiecare trei saptamani.

10. Conjugat de oligomer antisens sau compozitia farmaceutica, pentru utilizare conform
revendicarii 5 sau revendicarii 6, in care utilizarea cuprinde administrarea lunara a

conjugatului de oligomer antisens.

11. Compozitia farmaceutica din revendicarea 3, pentru utilizare in excluderea exonului
45 din pre-ARNm de distrofina in timpul prelucrarii ARNm-ului la un subiect care are o

mutatie a genei distrofinei care este susceptibila de omitere a exonului 45.

12. Compozitia farmaceutica din revendicarea 3, pentru utilizare in legarea exonului 45
al pre-ARNm de distrofina la un subiect care are o mutatie a genei distrofinei care este

susceptibila de omitere a exonului 45.



