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PATENTKRAV 

1.  Nukleinsyre-lipidpartikkel som omfatter: 

(a) en nukleinsyre; 

(b) et kationisk lipid som omfatter fra 50- til 65 mol.-% av det totale lipidet til 

stede i partikkelen; 5 

(c) et ikke-kationisk lipid som omfatter opptil 49,5 mol.-% av det totale lipidet til 

stede i partikkelen og omfatter en blanding av et fosfolipid og kolesterol eller et derivat 

derav, hvori kolesterolet eller derivatet derav omfatter fra 30- til 40 mol.-% av det totale 

lipidet til stede i partikkelen; og 

(d) et konjugert lipid som hemmer aggregering av partikler som omfatter fra 0,5- 10 

til 2 mol.-% av det totale lipidet til stede i partikkelen. 

  

2. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori nukleinsyren omfatter et lite 

interfererende RNA (siRNA). 

  15 

3. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 2, hvori: 

(a) siRNA-et omfatter fra ca. 15 til ca. 60 nukleotider; eller 

(b) siRNA-et omfatter minst ett modifisert nukleotid; eller 

(c) siRNA-et omfatter minst ett 2'-O-metyl (2'OMe) nukleotid; eller 

(d) siRNA-et er ca. 19 til ca. 25 basepar i lengde; eller 20 

(e) siRNA-et omfatter 3'-overheng. 

 

4. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori: 

(a) det kationiske lipidet omfatter 1,2-dilinoleyloksy-N,N-dimetylaminopropan 

(DLinDMA), 1,2-dilinolenyloksy-N,N-dimetylaminopropan (DLenDMA), eller en 25 

blanding derav; eller 

(b) det kationiske lipidet omfatter 2,2-dilinoleyl-4-(2-dimetylaminoetyl)-[1,3]-

dioksolan (DLin-K-C2-DMA); eller 

(c) det kationiske lipidet omfatter fra 50- til 60 mol.-% av det totale lipidet til stede i 

partikkelen; eller 30 

(d) det kationiske lipidet omfatter fra 52- til 62 mol.-% av det totale lipidet til 

stede i partikkelen. 
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5. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori: 

(a) det konjugerte lipidet som hemmer aggregering av partikler omfatter et 

polyetylenglykol (PEG)-lipidkonjugat; eller 

(b) et konjugert lipid som hemmer aggregering av partikler omfatter fra 1- til 2 

mol.-% av det totale lipidet til stede i partikkelen. 5 

  

6. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori: 

(a) nukleinsyren i nukleinsyre-lipidpartikkelen blir ikke vesentlig nedbrutt etter 

inkubering av partikkelen i serum ved 37 °C i 30 minutter; eller 

(b) nukleinsyren er fullt innkapslet i nukleinsyre-lipidpartikkelen; eller 10 

(c) nukleinsyre-lipidpartikkelen har et lipid:nukleinsyremasseforhold på fra ca. 5 

til ca. 15; eller 

(d) nukleinsyre-lipidpartikkelen har en midlere diameter på fra ca. 40 til ca. 150 

nm. 

  15 

7. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori: 

(a) fosfolipidet omfatter dipalmitoylfosfatidylkolin (DPPC), 

distearoylfosfatidylkolin (DSPC), eller en blanding derav; eller 

(b) fosfolipidet omfatter fra 4- til 10 mol.-% av det totale lipidet til stede i 

partikkelen. 20 

  

8. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori: 

(a) kolesterolet eller derivatet derav omfatter fra 30- til 35 mol.-% av det totale 

lipidet til stede i partikkelen; eller 

(b) kolesterolet eller derivatet derav omfatter fra 32- til 36 mol.-% av det totale 25 

lipidet til stede i partikkelen, og fosfolipidet omfatter fra 3- til 15 mol.-% av det totale 

lipidet til stede i partikkelen. 

  

9. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 5(a), hvori PEG-lipidkonjugatet omfatter 

et PEG-diacylglyserol (PEG-DAG)-konjugat, et PEG-dialkyloksypropyl (PEG-DAA)-30 

konjugat, eller en blanding derav; eventuelt hvori PEG-DAA-konjugatet omfatter et PEG-

dimyristyloksypropyl (PEG-DMA)-konjugat, et PEG-distearyloksypropyl (PEG-DSA)-
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konjugat, eller en blanding derav; fortrinnsvis hvori PEG-et i PEG-DAA-konjugatet har en 

gjennomsnittlig molekylvekt på ca. 2000 dalten. 

 

10. Nukleinsyre-lipidpartikkelen ifølge krav 5(a), hvor nukleinsyren er et siRNA, og 

nukleinsyre-lipidpartikkelen omfatter ca. 57,1 mol.-% kationisk lipid, ca. 7,1 mol.-% 5 

fosfolipid, ca. 34,3 mol.-% kolesterol eller et derivat derav, og ca. 1,4 mol.-% PEG-

lipidkonjugat. 

 

11. Farmasøytisk sammensetning som omfatter en nukleinsyre-lipidpartikkel ifølge 

ett av de foregående kravene og en farmasøytisk akseptabel bærer. 10 

 

12. Fremgangsmåte for å innføre en nukleinsyre i en celle, idet fremgangsmåten 

omfatter: å bringe cellen in vitro i kontakt med en nukleinsyre-lipidpartikkel ifølge ett av 

kravene 1 til 10, eventuelt hvori cellen er en pattedyrcelle. 

  15 

13. Nukleinsyre-lipidpartikkel ifølge ett av kravene 1 til 10 for anvendelse i en 

fremgangsmåte for in vivo-avgivelse av en nukleinsyre, idet fremgangsmåten omfatter 

administrering av nukleinsyre-lipidpartikkelen til et pattedyrindivid. 

 

14. Nukleinsyre-lipidpartikkelen for anvendelse ifølge krav 13, hvori 20 

administreringen velges fra gruppen som består av oral, intranasal, intravenøs, 

intraperitoneal, intramuskulær, intraartikulær, intralesjonal, intratrakeal, subkutan og 

intradermal administrering. 

  

15. Nukleinsyre-lipidpartikkel ifølge ett av kravene 1 til 10 for anvendelse i en 25 

fremgangsmåte for behandling av en sykdom eller forstyrrelse hos et pattedyrindivid som 

trenger det, idet fremgangsmåten omfatter administrering av en terapeutisk effektiv 

mengde av nukleinsyre-lipidpartikkelen til pattedyrindividet, hvori sykdommen eller 

forstyrrelsen eventuelt velges fra gruppen som består av en virusinfeksjon, en leversykdom 

eller forstyrrelse, og kreft. 30 
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