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PATENTKRAV

1. Sammensetning omfattende (a) minst ett mRNA-molekyl hvorav minst en del av dette
koder for et funksjonelt utskilt polypeptid, hvori det utskilte polypeptidet er alfa-galaktosidase
(GAL); og (b) en liposomal overforingsvehikkel omfattende en lipidnanopartikkel omfattende
ett eller flere kationiske lipider, ett eller flere ikke-kationiske lipider og ett eller flere PEG-
modifiserte lipider for anvendelse i en fremgangsmate for & behandle et individ som har en feil
eller mangel i det utskilte polypeptidet, hvori lipidnanopartikkelen omfatter et liposom, hvori
liposomet innkapsler det minst ene mRNA-et, og hvori sammensetningen administreres ved

intravenes levering.

2. Sammensetningen for anvendelse ifelge krav 1, hvori RNA-molekylet omfatter:
minst én modifikasjon som gir stabilitet til RNA-molekylet;
en modifikasjon av den 5'-ikke-translaterte regionen av RNA-molekylet, eventuelt
hvori modifikasjonen omfatter inkluderingen av en Cap1-struktur; eller
en modifikasjon av den 3'-ikke-translaterte regionen av RNA-molekylet, eventuelt

hvori modifikasjonen omfatter inkluderingen av en poly-A-hale.

3. Sammensetningen for anvendelse ifelge et hvilket som helst av kravene 1-2, hvori
lipidnanopartikkelen omfatter:

C12-200;

DLinKC2DMA, CHOL, DOPE og DMG-PEG-2000; eller

C12-200, DOPE, CHOL og DMGPEG2K.

4. Sammensetningen for anvendelse ifelge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori

lipidnanopartikkelen omfatter et spaltbart lipid.

S. Sammensetningen for anvendelse ifolge et hvilket som helst av kravene 1-4, hvori

sammensetningen er frysetorket.

6. Sammensetningen for anvendelse ifalge et hvilket som helst av kravene 1-5, hvori

sammensetningen er en rekonstituert frysetorket sammensetning.
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7. Sammensetningen for anvendelse ifelge et hvilket som helst av kravene 1-6, hvori
sammensetningen er for administrering til individet to ganger i uken, én gang i uken, hver

tiende dag, annenhver uke eller hver tredje uke.

8. Sammensetningen for anvendelse ifelge et hvilket som helst av kravene 1-7, hvori

storrelsen pa overforingsvehikkelen er innenfor omréadet pa ca. 25 til 250 nm.

9. Sammensetningen for anvendelse ifelge et hvilket som helst av kravene 1-7, hvori
starrelsen pé overferingsvehikkelen er mindre enn 250 nm, 175 nm, 150 nm, 125 nm, 100 nm,

75 nm, 50 nm, 25 nm eller 10 nm.

10. Sammensetningen for anvendelse ifolge et hvilket som helst av kravene 1-9, hvori
polypeptidet uttrykkes ved minst et terapeutisk niva i mer enn én, mer enn fire, mer enn seks,
mer enn 12, mer enn 24, mer enn 48 timer, eller mer enn 72 timer etter administrering,
eventuelt hvori nivéet av utskilt protein kan detekteres 3 dager, 4 dager, 5 dager eller 1 uke

eller mer etter administrering.
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