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1.

Izolirani antisens oligonukleotid koji se veZze na ljudski distrofinski pre-mRNA naznaden time da je navedeni
oligonukleotid duljine 20 do 31 nukleotida i da je oligonukleotid koji specificno hibridizira na egzon 53 ciljnu
regiju distrofinskog gena oznadenu kao 7ari$na lokacija H53A (+23+47), Zari$na lokacija H53A (+39+69), ili oboje,
pri ¢emu je navedeni antisens oligonukleotid morfolino antisens oligonukleotid, te

pri ¢emu navedeni oligonukleotid inducira zaobilaZzenje egzona 53.

Antisens oligonukleotid prema zahtjevu 1 naznalen time da je odabran od SEQ ID NOS: 192, 193 i 195,
proizvoljno pri ¢emu uracilne baze (U) are timinske baze (T).

Antisens oligonukleotid prema zahtjevu 1 ili 2, naznacen time da je oligonukleotid kemijski vezan na jednu ili vise
skupina ili konjugata koji poboljsavaju aktivnost, stani¢nu distribuciju, ili stani¢nog uzimanja antisens
oligonukleotida.

Antisens oligonukleotid prema zahtjevu 3, naznalen time da je oligonukleotid kemijski vezan na polietilen-
glikolski lanac.

Antisens oligonukleotid prema zahtjevu 1 ili 2 naznaden time da sadrzi 5-supstituiranu pirimidinsku bazu.

Antisens oligonukleotid prema zahtjevu 1 ili 2 naznaden time da sadrzi 5-metilcitozinsku bazu.

Pripravak, naznacen time da sadrZi antisens oligonukleotid prema bilo kojem od zahtjeva 1-6 i fiziolosku otopinu
koja sadrZi fosfatni pufer.

Antisens oligonukleotid prema bilo kojem od zahtjeva 1-6, ili pripravak prema zahtjevu 7, naznacen time da je za
uporabu u postupku lijeenja misi¢ne distrofije.

Antisens oligonukleotid ili pripravak za uporabu prema zahtjevu 8, naznalen time da miSi¢na distrofija je
Duchenne misi¢na distrofija.
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