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Patentkrav

1. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse i en fremgangsmåte til 

behandling av en sykdom i et individ som stammer fra en proteinmangel, hvor den 

farmasøytiske sammensetningen omfatter:

en overføringsvehikkel og minst ett mRNA-molekyl som koder for nevnte 5

protein,

hvor overføringsvehikkelen omfatter ett eller flere kationiske lipid(er), ett 

eller flere ikke-kationiske lipid(er), og ett eller flere PEG-modifiserte lipid(er), hvor 

overføringsvehikkelen er et liposom og størrelsen av overføringsvehikkelen er 

mindre enn 100 nm,10

hvor den farmasøytiske sammensetningen fortrinnsvis distribuerer til 

leverceller etter administrasjon til individet og det kodete protein uttrykkes i 

levercellene hos individet.

2. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 1, hvor det ene 

eller flere kationiske lipider er valgt fra ICE, DOTMA, DC-Chol, DOGS, DOSPA, 15

DODAP, DOTAP, DSDMA, DODMA, DLinDMA, DLenDMA, DODAC, DDAB, DMRIE, 

CLinDMA, CplindDMA, DMOBA, DOcarbDAP, DLindDAP, DLincarbDAP, DLinCDAP, 

Dlin-K-DMA, og/eller Dlin-K-XTC2-DMA.

3. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

de foregående krav, hvor det ene eller flere kationiske lipider er valgt fra DSPC, 20

DOPC, DOPG, DPPC, DOPE, POPC, POPE, DOPE-mal, DPPE, DMPE, DSPE eller SOPE.

4. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

de foregående krav, hvor overføringsvehikkelen omfatter ett eller flere kolesterol-

baserte kationiske lipid(er).

5. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 25

de foregående krav, hvor det PEG-modifiserte lipid er et PEG-modifisert lipid 

omfattende en PEG-kjede opp til 5 kDa i lengde kovalent bundet til et lipid med 

alkylkjede(r) på C6-C20 i lengde, et PEG-modifisert fosfolipid, eller PZEG-modifisert 

ceramid.
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6. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

de foregående krav, hvor det ene eller flere PEG-modifiserte lipid(er) er til stede i 

et molart forhold mellom 0% og 20% av de totale lipider som er til stede i 

overføringsvehikkelen.

7. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 5

de foregående krav, hvor det ene eller flere kationisk(e) lipid(er) er til stede i et 

molart forhold på 20% til 70% av de totale lipid(er) som er til stede i overførings-

vehikkelen.

8. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

de foregående krav, hvor mRNA-molekylet omfatter én eller flere modifikasjoner 10

som gir øket eller forsterket stabilitet i forhold til sin naturlig forekommende, 

umodifiserte motpart.

9. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 8, hvor den ene 

eller flere modifikasjoner er valgt fra: inkorporering av ikke-nukleotidbindinger eller 

modifiserte nukleotider; en endring av det 5’ eller 3’ utranslaterte område; 15

inkludering av en poly-A-hale en lengere poly-A-hale; inkludering av en Cap1-

struktur eller en kjemisk modifikasjon av en nukleotidbase.

10. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 8, hvor mRNA er 

modifisert ved inkorporering av pseudouridiner.

11. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 20

de foregående krav, hvor mRNA har en molekylvekt på minst 1 kDa, 1,5 kDa, 2 

kDa, 2,5 kDa, 5 kDa, 10 kDa, 12 kDa, 15 kDa, 20 kDa, 25 kDa, 30 kDa eller mer.

12. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

de foregående krav, hvor mRNA koder for to eller flere distinkte proteiner.

13. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 25

de forgående krav, hvor proteinet er et hormon, et enzym, en reseptor eller et 

antistoff.

14. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

kravene 1 – 12, hvor sykdommen er forårsaket av defekter i et lever-spesifikt 

genprodukt.30
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15. Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 14, hvor sykdommen er en 

ureasyklus metabolsk forstyrrelse, eventuelt hvor proteinet er valgt fra ornitin 

transkarbamylase (OTC), karbamylfosfat syntetase (CPS), argininosuccinat 

syntetase 1 (ASS 1), argininosuccinat lyase (ASL) og arginase (ARG).

16. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 5

kravene 1 – 13, hvor proteinet er utskilt eller utsondret av levercellene til den 

omliggende ekstracellulære væske, eventuelt hvor proteinet er systemisk fordelt 

ved ekskresjon.

17. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av 

kravene 1 – 15, hvor proteinet forblir i cytosol av levercellene.10

18. Farmasøytisk sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående 

krav, hvor den farmasøytiske sammensetningen administreres til individet 

intravenøst.

19. Farmasøytisk sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående 

krav, hvor den farmasøytiske sammensetningen administreres til individet to 15

ganger ukentlig, en gang ukentlig, hver tiende dag, annenhver uke, hver tredje 

uke, hver fjerde uke eller én gang månedlig.

20. Farmasøytisk sammensetning omfattende:

en overføringsvehikkel, en farmasøytisk akseptabel eksipient og minst ett

mRNA-molekyl som koder for et peptid,20

hvor overføringsvehikkelen omfatter ett eller flere kationisk(e) lipid(er) og 

ett eller flere PEG-modifisert(e) lipid(er), hvor overføringsvehikkelen er et liposom 

og størrelsen av overføringsvehikkelen er mindre enn 100 nm.
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