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Patentkrav

1. Farmasøytisk sammensetning for avlevering av et meddeler RNA (mRNA) 

polynukleotid til én eller flere målceller, hvor nevnte sammensetning omfatter et 

mRNA eller en blanding av minst en første lipid-nanopartikkel og en andre lipid-

nanopartikkel, hvor første lipid-nanopartikkel omfatter mRNA-materialet; og hvor 5

den første lipid-nanopartikkel omfatter minst ett lipid som er forskjellig fra andre 

lipid-nanopartikkel.

2. Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 1, hvor den andre lipid-

nanopartikkel omfatter et mRNA som er (i) identisk med mRNA-materialet i første 

lipid-nanopartikkel eller (ii) ikke identisk med mRNA-materialet i første lipid-10

nanopartikkel.

3. Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 1, hvor det minst ene distinkte lipid 

er et kationisk lipid, eventuelt hvor det kationiske lipid er valgt fra gruppen 

bestående av C12-200, DOTAP (1,2-dioleyl-3-trimetylammonium propan), DODAP 

(1,2-dioleyl-3-dimetylammonium propan), DOTMA (1,2-di-O-oktadecenyl-3-15

trimetylammonium propan), DLinDMA, DLin-KC2-DMA, HGT4003 (2-((2,3-

Bis((9Z,12Z)-oktadeka-9, 12-dien-1-yloksy)propyl)disulfanyl)-N,N-

dimetyletanamin) og ICE (imidazol-kolesterol-ester).

4. Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 1, hvor den første lipid-

nanopartikkel og den andre lipid-nanopartikkel omfatter:20

(i) én eller flere hjelper-lipider, eventuelt hvor det ene eller flere hjelper-

lipider er valgt fra gruppen bestående av DSPC (1,2-distearoyl-sn-glysero-3-

fosfocholin), DPPC (1,2-dipalmitoyl-sn-glysero-3-fofocholin), DOPE (1,2-

dioleyl-sn-glysero-3-fosfoetanolamin), DPPE (2,1-dipalmitoyl-sn-glysero-3-

fosfoetanolamin), DMPE (1,2-dimyristoyl-sn-glysero-3-fosfoetanolamin), 25

DOPG (,2-dioleoyl-sn-glysero-3-fosfo-(1’-rac-glyserol)) og kolesterol, eller

(ii) ett eller flere PEG-modifiserte lipider, eventuelt hvor det ene eller 

flere PEG-modifiserte lipid(er) omfatter en poly(etylen)glykol-kjede på opp 

til 5kDa i lengde kovalent bundet til et lipid omfattende én eller flere 

alkylkjeder på C6-C20 i lengde.30

5. Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 1, hvor den første lipid-

nanopartikkelen eller den andre lipid-nanopartikkelen omfatter (i) DLinDMA, CHOL, 

DOPE og DMG-PEG-2000, (ii) C12-200, CHOL, DOPE og DMG-PEG-2000, (iii) 
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DLinKC2, CHOL, DOPE og DMG-PEG-2000, (iv) ett eller flere lipider valgt fra 

gruppen bestående av ICE, DSPC, CHOL, DODAP, DOTAP og C8-PEG-2000, (v) 

DSPC, CHOL, DODAP og C8-PEG-2000, (vi) ICE, DOPE og DMG-PEG-2000, eller (vii) 

HGT4003, DOPE, CHOL og DMG-PEG-2000.

6. Farmasøytisk sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående 5

krav, hvor mRNA koder for:

(i) et enzym, eventuelt enzymet utskilles fra den ene eller flere 

målceller;

(ii) et protein som utskilles fra målcellen; eller

(iii) et polypeptid som uttrykkes avvikende av individet, eventuelt hvor 10

polypeptidet er valgt fra gruppen bestående av agalsidase alfa, alfa-L-

iduronidase, iduronat-2-sulfatase, N-acetylglukosamin-1-fosfat-transferase, 

beta-glukosidase, galaktose-6-sulfat-sulfatase, beta-galaktosidase, 

glukocerebrosidase, heparan-sulfamidase, hyaluronidase, 

galaktocerebrosidase, ornitin-transkarbamylase (OTC), karbamoyl-fosfat-15

syntetase 1 (CPS1), argininosuccinat-syntetase (ASS1), argininosuccinat-

lyase (ASL), og arginase 1 (ARG1);

eventuelt hvor mRNA-materialet er valgt fra SEQ ID NO: 2 eller SEQ ID NO: 3.

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

krav, hvor mRNA-materialet omfatter en kjemisk modifikasjon, eventuelt hvor20

(i) den kjemiske modifikasjonen gjør mRNA-materialet mer stabilt;

(ii) den kjemiske modifikasjonen omfatter en ende-

blokkeringsmodifikasjon av et 5’ utranslatert område av mRNA-materialet;

(iii) den kjemiske modifikasjonen omfatter en endeblokkerings-

modifikasjon av et 3’ utranslatert område av mRNA-materialet;25

(iv) den kjemiske modifikasjonen omfatter inkluderingen av en 

delsekvens av et CMV umiddelbar-tidlig 1 (IE1)-gen til det 5’ utranslaterte 

område mRNA-materialet;

(v) den kjemiske modifikasjonen omfatter inkluderingen av en poly A-

hale til det 3’ utranslaterte område av mRNA-materialet;30

(vi) den kjemiske modifikasjonen omfatter inkluderingen av en Cap1-

struktur til det 5’ utranslaterte område av mRNA-materialet; eller

(vii) den kjemiske modifikasjonen omfatter inkluderingen av en sekvens 

som koder for humant veksthormon (hGH) til det 3’ utranslaterte område av 

mRNA-materialet.35
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8. Farmasøytisk sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående 

krav, hvor forholdet mellom første lipid-nanopartikkel og andre lipid-nanopartikkel i 

den farmasøytiske sammensetningen er omkring 1:1, omkring 2:1, omkring 3:1,

eller omkring 4:1.

9. Farmasøytisk sammensetning ifølge et hvilket som helst av kravene 1 – 8 for 5

anvendelse som et medikament.

10. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 9, hvor mRNA-

materialet avleveres til målceller valgt fra gruppen bestående av hepatocytter, 

epitelialceller, hematopoietiske celler, epitelialceller, endotelialceller, lungeceller, 

benceller, stamceller, mesenchymalceller, nevralceller, hjerteceller, adipocytter, 10

vaskulare glatte muskelceller, kardiomyocytter, skjelettmuskelceller, betaceller, 

hypofyseceller, synovialhinneceller, ovarieceller, testikkelceller, fibroblaster, B-

celler, T-celler, retikulocytter, leukocytter, granulocytter og tumorceller, eventuelt 

hvor administrasjonen av sammensetningen resulterer i ekspresjon av mRNA-

materielt i målcellene.15

11. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 9 eller 10, hvor 

ekspresjon av mRNA-materialet etter administrasjonen av den farmasøytiske 

sammensetningen til individet, overskrider ekspresjonen av mRNA-materialet 

administrert med første lipid-nanopartikkel, men uten andre lipid-nanopartikkel, 

eventuelt hvor ekspresjonen av mRNA-materialet som følger administrasjonen av 20

den farmasøytiske sammensetningen til individet overskrider ekspresjonen av 

mRNA-materialet administrert med første lipid-nanopartikkel, men uten andre lipid-

nanopartikkel med minst omkring to ganger, minst omkring fem ganger eller minst 

omkring ti ganger.

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

kravene 9 – 11, hvor den farmasøytiske sammensetningen administreres til et 

individ med én eller flere av de følgende administrasjonsruter: intravenøst, oralt, 

rektalt, vaginalt, transmukosalt, sublingvalt, subduralt, nasalt, intramuskulært, 

subkutant, intramedullær injeksjon, intratekalt, intraventrikulært, intraperitonealt, 

intranasalt, intracerebroventrikulært (ICV), oftalmisk og intraokulært.30

13. Sammensetning omfattende et meddeler RNA (mRNA) formulert i minst to 

distinkte lipidformuleringer, hvor de minst to distinkte lipidformuleringer er 

forskjellig fra hverandre med minst et kationisk lipid.
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14. Sammensetning ifølge krav 13, hvor de minst to distinkte lipidformuleringer 

ytterligere er forskjellig i prosentandelen av PEGylert lipid.

15. Sammensetning ifølge krav 13 eller 14, hvor de minst to distinkte 

lipidformuleringer er til stede i et forhold som strekker seg mellom omkring 10:1 og 

1:10, eventuelt i et forhold som strekker seg mellom omkring 3:1 og 1:3, eventuelt 5

i et forhold på omkring 1:1.

16. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av kravene 13 – 15, hvor mRNA-

materialet koder for et enzym.

17. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av kravene 13 – 16 for 

anvendelse som et medikament.10
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