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Patentkrav

1. Forbindelse med generell formel I:

R1“””“g:..

Ring I11

HO OH

Formel I

eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav,

hvori:

R; er et alkyl med 1-4 karbonatomer;

R, er hydrogen eller (S)-4-amino-2-hydroksybutyryl (AHB);
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R; er valgt fra gruppen bestdende av hydrogen og et alkyl med 1-4

karbonatomer; og

en stereo-konfigurasjon av hver av posisjon 6' og posisjon 5" er uavhengig en R-

konfigurasjon eller en S-konfigurasjon.

2. Forbindelsen ifglge krav 1, hvori R; er alkylet.

3. Forbindelsen ifglge hvilke som helst av kravene 1 og 2, hvori R, og R3 hver er

hydrogen.

4. Forbindelsen ifglge hvilket som helst av kravene 1 og 2, hvori R, er AHB, og

Rs3 er hydrogen.

5. Forbindelsen ifglge hvilket som helst av kravene 1 og 2, hvori R, er hydrogen,

og R3 er alkylet.

6. Forbindelsen ifglge hvilket som helst av kravene 1 og 2, hvori R, er AHB, og

Rs er alkylet.

7. Forbindelsen ifglge krav 1, som er valgt fra gruppen bestdende av:
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HO OH
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CHq
HO  OH
NB127,0g

NH2
1 N AHB

&ﬁ

HO OH
NB128.

8. Forbindelsen ifglge hvilke som helst av kravene 1-7, karakterisert ved et
forhold mellom ICso-translasjonsinhibering i eukaryoter og ICso-

translasjonsinhibering i prokaryoter som er lavere enn 15.

9. Forbindelsen ifglge hvilket som helst av kravene 1-7, karakterisert ved en
MIC i Gram-negative bakterier som er hgyere enn 200 uM, og en MIC i Gram-

positive bakterier som er hgyere enn 20 pM.

10. Farmasgytisk sammensetning omfattende forbindelsen ifglge et hvilket som

helst av kravene 1-9 og en farmasgytisk akseptabel baerer.
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11. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge krav 10, som er pakket i et
emballasjemateriale og identifisert pa trykk, i eller pa emballasjematerialet, for

anvendelse i behandling en genetisk lidelse.

12, Forbindelsen ifglge et hvilket som helst av kravene 1-9, for anvendelse i

behandling av en genetisk lidelse.

13. Sammensetningen eller forbindelsen for anvendelse ifglge krav 11 eller 12,
hvori den genetiske lidelsen er assosiert med en prematur stoppkodonmutasjon

og/eller en proteintrunkeringsfenotype.

14. Sammensetningen eller forbindelsen for anvendelse ifglge hvilket som helst
av kravene 11-13, hvori den genetiske lidelsen er valgt fra gruppen bestdende
av cystisk fibrose (CF), Duchennes muskeldystrofi (DMD), ataksi-telangiektasi,

Hurlers syndrom, hemofili A, hemofili B, Ushers syndrom og Tay-Sachs.

15. Fremgangsmate for a fremstille forbindelsen ifslge krav 1, der
fremgangsmaten omfatter:

(a) 3 tilveiebringe en donorforbindelse med generell formel II:

R4 ¢R5

s> o L

R4 -
HPd  HPd
Formel I

hvori:

R; er et alkyl med 1-4 karbonatomer;

R4 er hydrogen eller en donor-amino-beskyttelsesgruppe;

Rs er en donor-amino-beskyttelsesgruppe hvis R, er hydrogen eller hydrogen
hvis R4 er en donor-amino-beskyttelsesgruppe;

hver HPd er en donor-hydroksyl-beskyttelsesgruppe; og

L er en fraspaltelig gruppe;

(b) 8 koble donorforbindelsen med en akseptorforbindelse med generell formel
I11
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Rs
HPa—s& Ring |
HPa o .
HPa 1 APa Ring Il
APa © 3
H@Rs
HPa
Formel III

hvori:

den stiplede linjen angir en R-konfigurasjon eller en S-konfigurasjon;
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R; er valgt fra gruppen bestdende av hydrogen og et alkyl med 1-4

karbonatomer;

Re er en akseptor-amino-beskyttelsesgruppe eller (S)-4-azido-2-O-acetyl-1-

butyryl;

HPa er en akseptor-hydroksyl-beskyttelsesgruppe; og

APa er en akseptor-amino-beskyttelsesgruppe; og

(c) & fjerne hver amino-beskyttelsesgruppe og hydroksyl-beskyttelsesgruppen

og derved oppna forbindelsen.
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