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Patentkrav  
 

1. Nukleinsyre for å inhibere ekspresjon av et målgen i en celle, omfattende minst 

én dupleksregion som omfatter minst en del av en første tråd og minst en del av 

en andre tråd som er minst delvis komplementær til den første tråden, hvor den 5 

første tråden er minst delvis komplementær til minst en del av RNA transkribert 

fra målgenet, 

hvor alle nukleotider til nukleinsyren er modifisert ved sukkerets 2'-posisjon, hvor 

posisjonene 2 og 14 på den første tråden som starter fra 5'-enden, er modifisert 

med 2'-fluor, 10 

hvor nukleinsyren er modifisert på den første tråden med alternerende 2'-O-metyl-

modifikasjoner og 2'-fluor-modifikasjoner, og 

hvor den andre tråden er modifisert med 2'-fluor-modifikasjon ved posisjonene 

11-13 tellende fra 3'-enden begynnende ved den første posisjonen til 

dobbelttrådregionen, og de resterende modifikasjonene er 2'-O-metyl-15 

modifikasjoner. 

  

2. Nukleinsyre ifølge krav 1, hvor det terminale nukleotidet ved 3'-enden til minst 

én av den første tråden og den andre tråden er et invertert nukleotid og er festet 

til det tilgrensende nukleotidet via 3'-karbonet til det terminale nukleotidet og 3'-20 

karbonet til det tilgrensende nukleotidet, og/eller det terminale nukleotidet ved 

5'-enden av minst én av den første tråden og den andre tråden er et invertert 

nukleotid og er festet til det tilgrensende nukleotidet via 5'-karbonet til det 

terminale nukleotidet og 5'-karbonet til det tilgrensende nukleotidet, eller hvor 

nukleinsyren omfatter en fosforditioatbinding. 25 

  

3. Nukleinsyre ifølge hvilke som helst av foregående krav, hvor nukleinsyren har 

butte ender på begge endene. 

  

4. Nukleinsyre ifølge hvilke som helst av foregående krav, hvor den første tråden 30 

og den andre tråden hver har en lengde på 19 nukleotider. 

  

NO/EP3607069



 
 
 
 

3607069 
 

2 

5. Nukleinsyre ifølge hvilke som helst av foregående krav, hvor nukleinsyren har 

butte ender på begge endene, og den første og den andre tråden hver har en 

lengde på 19 nukleotider. 

  

6. Konjugert nukleinsyre omfattende en nukleinsyre ifølge hvilke som helst av 5 

foregående krav, konjugert med en ligand. 

  

7. Konjugert nukleinsyre ifølge krav 6, hvor nukleinsyren er konjugert til en ligand 

med formelen (III): 

 10 

        [S-X1-P-X2]3-A-X3-     (III) 

 

hvor: 

S representerer et sakkarid; 

X1 representerer C3-C6-alkylen eller (-CH2-CH2-O)m(-CH2)2- hvor m er 1, 2 eller 3; 15 

P er et fosfat eller et modifisert fosfat; 

X2 er en alkyleneter med formelen -C3H6-O-CH2-; 

A er en forgreningsenhet; 

X3 er en alkyleneter med formelen valgt fra gruppen som består av -CH2-O-C4H8-

, - CH2-O-C5H10-, -CH2-O-C6H12-, -CH2-O-C7H14-, og -CH2-O-C8H16-, hvor i hvert 20 

tilfelle -CH2-gruppen er bundet til A, 

hvor en nukleinsyre ifølge hvilke som helst av kravene 1 til 5 er konjugert til X3 via 

et fosfat eller modifisert fosfat. 

  

8. Konjugert nukleinsyre ifølge krav 7, hvor P med formelen (III) er et tiofosfat. 25 

  

9. Konjugert nukleinsyre ifølge krav 7 eller 8, hvor nukleinsyren ifølge hvilke som 

helst av kravene 1 til 5 er konjugert til X3 via et tiofosfat. 

  

10. Sammensetning omfattende en nukleinsyre ifølge hvilke som helst av kravene 30 

1 til 5, eller konjugert nukleinsyre ifølge hvilke som helst av kravene 6 til 9 og en 

fysiologisk akseptabel eksipient. 
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11. Nukleinsyre ifølge hvilke som helst av kravene 1 til 5 eller konjugert 

nukleinsyre ifølge hvilke som helst av kravene 6 til 9 eller sammensetning ifølge 

krav 10 for anvendelse i behandlingen av en sykdom eller lidelse. 
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