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Revendications

1. Conjugué oligomére antisens de formule (IV) :
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(IV)
ou sel pharmaceutiquement acceptable correspondant.

2. Conjugué oligomere antisens selon la revendication 1, I'oligomére antisens étant de
formule (IVA)
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3. Composition pharmaceutique, comprenant un conjugué oligomére antisens selon
la revendication 1 ou 2, ou un sel pharmaceutiquement acceptable correspondant, et
un support pharmaceutiquement acceptable.

4. Conjugué oligomere antisens ou sel pharmaceutiquement acceptable
correspondant selon la revendication 1 ou 2, pour une utilisation en thérapie.

5. Conjugué oligomere antisens ou sel pharmaceutiquement acceptable
correspondant selon la revendication 1 ou 2, ou composition pharmaceutique selon la
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revendication 3, pour une utilisation dans le traitement de la dystrophie musculaire de
Duchenne (DMD) chez un sujet qui en a besoin, le sujet présentant une mutation du
géne de dystrophine qui se préte a un saut d'exon 53.

6. Conjugué oligomere antisens ou sel pharmaceutiquement acceptable
correspondant selon la revendication 1 ou 2, ou composition pharmaceutique selon la
revendication 3, pour une utilisation dans la restauration d'un cadre de lecture d'ARNm
pour induire la production de dystrophine chez un sujet présentant une mutation du
gene de dystrophine qui se préte a un saut d'exon 53.

7. Conjugué oligomere antisens ou sel pharmaceutiguement acceptable
correspondant, ou composition pharmaceutique, pour une utilisation selon la
revendication 5 ou 6, ['utilisation comprenant I'administration du conjugué oligomere
antisens de maniere hebdomadaire.

8. Conjugué oligomere antisens ou sel pharmaceutiquement acceptable
correspondant, ou composition pharmaceutique, pour une utilisation selon la
revendication 5 ou 6, l'utilisation comprenant I'administration du conjugué oligomere
antisens de maniere bihebdomadaire.

9. Conjugué oligomere antisens ou sel pharmaceutiquement acceptable
correspondant, ou composition pharmaceutique, pour une utilisation selon la
revendication 5 ou 6, ['utilisation comprenant I'administration du conjugué oligomeére
antisens toutes les trois semaines.

10. Conjugué oligomére antisens ou sel pharmaceutiguement acceptable
correspondant, ou composition pharmaceutique, pour une utilisation selon la
revendication 5 ou 6, l'utilisation comprenant I'administration du conjugué oligomére
antisens de maniére mensuelle.

11. Conjugué oligomére antisens ou sel pharmaceutiquement acceptable
correspondant, ou composition pharmaceutique, pour une utilisation selon l'une
quelconque des revendications 4 a 10, l'utilisation comprenant I'administration du
conjugué oligomeére antisens a raison d'une dose choisie parmi (i) environ 30 mg/kg ;
(i1) environ 40 mg/kg ; (iii) environ 60 mg/kg ; (iv) environ 80 mg/kg ; et (v) environ 160
mg/kg.

12. Composition pharmaceutique selon la revendication 3 pour une utilisation dans
I'exclusion de l'exon 53 d'un pré-ARNm de la dystrophine pendant le traitement
d'ARNm chez un sujet présentant une mutation du géne de dystrophine qui se préte
a un saut d'exon 53.

13. Composition pharmaceutique selon la revendication 3 pour une utilisation dans la
liaison de I'exon 53 d'un pré-ARNm de la dystrophine chez un sujet présentant une
mutation du géne de dystrophine qui se préte a un saut d'exon 53.
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