
(12) BẢN MÔ TẢ SÁNG CHẾ THUỘC BẰNG ĐỘC QUYỀN SÁNG CHẾ
(19) Cộng hòa xã hội chủ nghĩa Việt Nam (VN)

             CỤC SỞ HỮU TRÍ TUỆ
(11)

1-0044809
(51)2020.01 C12N 15/113; A61P 25/08; A61P 25/24 (13)  B

(21) 1-2021-06386 (22) 13/03/2020
(86) PCT/US2020/022680 13/03/2020 (87) WO2020/190740 24/09/2020
(30) 62/819,344 15/03/2019 US; 62/884,501 08/08/2019 US
(45) 25/04/2025   445 (43) 27/12/2021   405A
(71) IONIS PHARMACEUTICALS, INC. (US)

2855 Gazelle Court, Carlsbad, CA 92010, United States of America 
(72) BUI, Huynh-Hoa (US); FREIER, Susan, M. (US).
(74) Công ty Luật TNHH T&G (TGVN)

(54) OLIGONUCLEOTIT ĐÃ ĐƯỢC CẢI BIẾN, HỢP CHẤT OLIGOME VÀ DƯỢC 
PHẨM ĐỂ LÀM GIẢM KCNT1 ARN HOẶC PROTEIN KCNT1 TRONG TẾ BÀO 
HOẶC ĐỐI TƯỢNG



(21)  1-2021-06386 

(57)  Sáng chế đề cập đến các oligonucleotit đã được cải biến, hợp chất oligome và dược 

phẩm để làm giảm lượng hoặc hoạt tính của KCNT1 ARN trong tế bào hoặc đối tượng, 

và trong một số trường hợp nhất định, làm giảm lượng protein KCNT1 trong tế bào hoặc 

đối tượng. Các oligonucleotit đã được cải biến, hợp chất oligome và dược phẩm này hữu 

ích trong việc cải thiện ít nhất một triệu chứng hoặc dấu hiệu nhận biết của tình trạng 

thần kinh. Các triệu chứng hoặc dấu hiệu này bao gồm chứng co giật, bệnh não, và các 

tình trạng bất thường về hành vi. Các ví dụ không giới hạn về tình trạng thần kinh mà 

được hưởng lợi từ các hợp chất, phương pháp và dược phẩm này là bệnh động kinh ở 

trẻ sơ sinh với chứng co giật cục bộ di chuyển (EIMFS), động kinh thùy trán ban đêm 

di truyền trội theo nhiễm sắc thể thường (ADNFLE), hội chứng West, và hội chứng 

Ohtahara. 
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