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Patentkrav 

 

1. Lipidpartikkel omfattende et kationisk lipid med formel I: 

 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav. 5 

  

2. Lipidpartikkelen ifølge krav 1, hvori lipidpartikkelen ytterligere omfatter et 

nøytralt lipid og et lipid som er i stand til å redusere partikkelaggregering. 

  

3. Lipidpartikkelen ifølge krav 1 eller krav 2, ytterligere omfattende et terapeutisk 10 

middel. 

  

4. Lipidpartikkelen ifølge krav 3, hvori det terapeutiske middelet er en nukleinsyre 

valgt fra gruppen bestående av et plasmid, et immunstimulerende oligonukleotid, 

et enkelttrådet oligonukleotid, et dobbelttrådet oligonukleotid, en aptamer eller et 15 

ribozym. 

  

5. Lipidpartikkelen ifølge krav 4, hvori det terapeutiske middelet er et siRNA, eller 

hvori det terapeutiske middelet er en mRNA-sekvens som koder for et terapeutisk 

nyttig polypeptid. 20 

  

6. Farmasøytisk sammensetning omfattende lipidpartikkelen ifølge et hvilket som 

helst av kravene 1 til 5 og en farmasøytisk akseptabel eksipient, bærer eller 

tynner. 

  25 

7. In vitro-fremgangsmåte for å modulere ekspresjonen av et målgen i en celle, 

der fremgangsmåten omfatter å tilveiebringe til en celle en lipidpartikkel ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1 til 5 eller en farmasøytisk sammensetning ifølge 

krav 6. 

  30 
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8. Lipidpartikkel ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 5 eller en farmasøytisk 

sammensetning ifølge krav 6 for anvendelse i en in vivo-fremgangsmåte for å 

modulere ekspresjonen av et målgen i en celle. 

  

9. Fremgangsmåten ifølge krav 7 eller lipidpartikkelen eller den farmasøytisk 5 

sammensetningen for anvendelse ifølge krav 8, hvori målgenet er valgt fra 

gruppen bestående av faktor VII, Eg5, PCSK9, TPX2, apoB, SAA, TTR, RSV, PDGF-

beta-gen, Erb-B-gen, Src-gen, CRK-gen, GRB2-gen, RAS-gen, MEKK-gen, JNK-

gen, RAF-gen, Erk1/2-gen, PCNA(p21)-gen, MYB-gen, JUN-gen, FOS-gen, BCL-2-

gen, syklin D-gen, VEGF-gen, EGFR-gen, syklin A-gen, syklin E-gen, WNT-1-gen, 10 

beta-katenin-gen, c-MET-gen, PKC-gen, NFKB-gen, STAT3-gen, survivin-gen, 

Her2/Neu-gen, topoisomerase I-gen, topoisomerase II alfagen, p73-gen, 

p21(WAF1/CIP1)-gen, p27(KIP1)-gen, PPM1D-gen, caveolin I-gen, MIB I-gen, 

MTAI-gen, M68-gen, mutasjoner i tumorsuppressorgener, p53-

tumorsuppressorgen og kombinasjoner derav. 15 

  

10. Lipidpartikkelen ifølge krav 3 eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge 

krav 6 for anvendelse i behandling av en sykdom eller lidelse karakterisert 

ved overekspresjon av et polypeptid hos et individ, omfattende å tilveiebringe til 

individet en lipidpartikkel ifølge krav 3 eller en farmasøytisk sammensetning ifølge 20 

krav 6, hvori det terapeutiske middelet er valgt fra et siRNA, et mikroRNA, et 

antisensoligonukleotid og et plasmid som er i stand til å uttrykke et siRNA, et 

mikroRNA eller et antisensoligonukleotid, og hvori siRNA-et, mikroRNA-et eller 

antisens-RNA-et omfatter et polynukleotid som spesifikt binder til et polynukleotid 

som koder for polypeptidet, eller et komplement av dette. 25 

  

11. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 6 for anvendelse i 

behandling av en sykdom eller lidelse karakterisert ved underekspresjon av et 

polypeptid hos et individ, omfattende å tilveiebringe den farmasøytiske 

sammensetningen ifølge krav 6 til individet, hvori det terapeutiske middelet er et 30 

plasmid som koder for polypeptidet eller en funksjonell variant eller fragment 

derav. 
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12. Den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 6 for anvendelse i en 

fremgangsmåte for å indusere en immunrespons hos et individ, der 

fremgangsmåten omfatter å tilveiebringe til individet en farmasøytisk 

sammensetning ifølge krav 6, hvori det terapeutiske middelet er et 

immunstimulerende oligonukleotid. 5 

  

13. Vaksine omfattende lipidpartikkelen ifølge et hvilket som helst av kravene 1 

til 5 og et antigen assosiert med en sykdom eller et patogen. 

  

14. Fremgangsmåte for å fremstille en lipidpartikkel ifølge krav 4 eller 5 10 

omfattende trinnene: 

(i) å kombinere en blanding av lipider med en bufret vandig oppløsning av 

nukleinsyre for å fremstille en intermediatblanding inneholdende nukleinsyre 

innkapslet i lipidpartikler, hvori de innkapslede nukleinsyrene er til stede i et 

nukleinsyre/lipid-forhold på 3 vekt-% til 25 vekt-%; og 15 

(ii) å øke pH-en for å nøytralisere minst en del av overflateladingene på lipid-

nukleinsyrepartiklene. 
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