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Patentkrav

1. In vitro transkribert mMRNA omfattende en kodende sekvens som er minst
80% identisk med SEQ ID NO: 3 for anvendelse ved behandling av cystisk fibrose i
et pattedyr.

2. mRNA for anvendelse ifglge krav 1, hvor den kodende sekvens er minst 90%
eller er 100% identisk med SEQ ID NO: 3.

3. mRNA for anvendelse ifglge krav 1 eller 2, hvor dette mRNA omfatter en 5’
utranslatert region (UTR), en 3’ UTR, en signalpeptid-kodende sekvens, en cap-

struktur og/eller en halestruktur.

4. mRNA for anvendelse ifglge krav 3, hvor 5’-UTR omfatter SEQ ID NO: 4
og/eller 3’-UTR omfatter SEQ ID NO: 5.

5. mRNA for anvendelse ifglge krav 3 eller 4, hvor halestrukturen er en poly-A-
hale pd minst 70, 100, 120, 150, 200 eller 250 residuer i lengde.

6. mRNA for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 3 - 5, hvor cap-

strukturen er en capl-struktur.

7. mRNA for anvendelse ifglge et hvilket som helst av de foregdende krav, hvor
dette mRNA omfatter én eller flere ikke-standard nukleotid(er), eventuelt hvor den
ene eller flere ikke-standard nukleotid(er) er valgt fra 5-metyl-cytidin, pseudouridin

og 2-tiouridin.

8. mRNA for anvendelse ifglge et hvilket som helst av de foregdende krav, hvor
sammensetningen administreres til lungen hos pattedyret ved inhalering, intranasal

administrasjon, aerosolisering eller nebulisering.

9. mRNA for anvendelse ifglge et hvilket som helst av de foregdende krav, hvor
dette mMRNA omfatter en kodende sekvens som koder for human cystisk fibrose
transmembran konduktans-regulator (CFTR)-protein av SEQ ID NO: 1, eventuelt

hvor det humane CFTR-protein uttrykkes i epitelialcellene i lungen.

10. mRNA for anvendelse ifglge et hvilket som helst av de foregdende krav, hvor

dette mRNA administreres med et baeremiddel.
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11. Sammensetning omfattende et mMRNA og et baeremiddel, hvor dette mRNA
er et in vitro transkribert mRNA og har en kodende sekvens som er minst 80%
identisk med SEQ ID NO: 3.

12. mRNA for anvendelse ifglge krav 10 eller ssammensetning ifglge krav 11,
hvor baeremiddelet omfatter et organisk kation, s3 som et kationisk lipid eller en

kationisk organisk polymer.

13. mRNA for anvendelse ifglge krav 12 eller ssammensetning ifglge krav 12,
hvor den kationiske organiske polymer er valgt fra gruppen bestdende av
polyetylenimin (PEI), protamin, PEGylert protamin, poly-L-lysin (PLL) og PEGylert
PLL.

14. mRNA for anvendelse ifglge krav 13 eller ssammensetning ifglge krav 13,
hvor PEI-materialet er forgrenet PEI med en molekylvekt i omradet fra 10 kDa til
40 kDa.

15. mRNA for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 10 og 12 - 14
eller sammensetning ifglge et hvilket som helst av kravene 11 - 14, hvor

bzeremiddelet er et liposom.
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