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Patentkrav

1. Nukleinsyre for & inhibere ekspresjon av LPA i en celle, omfattende minst én
dupleksregion som omfatter minst en del av en fgrste trdd og minst en del av en
andre trdd som er minst delvis komplementzer til den forste stranden, hvori den
forste traden er minst delvis komplementaer til minst en del av RNA transkribert
fra LPA-genet, hvori den fgrste trdden omfatter en nukleotidsekvens av

5'mA (ps) fU (ps) mA fA mC fU mC fU mG fU mC fC mA fU mU fA mC (ps) fC (ps)
mG 3' (SEQ ID NO: 165),

og hvori den andre trdden omfatter en nukleotidsekvens av

5'mC mG mG mU mA mA fU fG fG mA mC mA mG mA mG mU mU (ps) mA (ps)
mU 3' (SEQ ID NO: 163);

hvori fA, fC, fG og fU betegner 2'-deoksy-2'-fluorribonukleotider;

mA, mC, mG og mU betegner 2'-O-metylribonukleotider; og

(ps) betegner en fosfortioatbinding.

2. Nukleinsyren ifglge krav 1, hvori den fgrste trdden bestdr av en
nukleotidsekvens av

5'mA (ps) fU (ps) mA fA mC fU mC fU mG fU mC fC mA fU mU fA mC (ps) fC (ps)
mG 3' (SEQ ID NO: 165);

hvori fA, fC, fG og fU betegner 2'-deoksy-2'-fluorribonukleotider;

mA, mC, mG og mU betegner 2'-O-metylribonukleotider; og

(ps) betegner en fosfortioatbinding.

3. Nukleinsyren ifglge krav 1 eller krav 2, hvori den andre trdden bestar av en
nukleotidsekvens av

5'mC mG mG mU mA mA fU fG fG mA mC mA mG mA mG mU mU (ps) mA (ps)
mU 3' (SEQ ID NO: 163);

hvori fA, fC, fG og fU betegner 2'-deoksy-2'-fluorribonukleotider;

mA, mC, mG og mU betegner 2'-O-metylribonukleotider; og

(ps) betegner en fosfortioatbinding.
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4. Nukleinsyren ifglge hvilke som helst av de foregdende kravene, hvori

nukleinsyren er konjugert til en ligand.

5. Nukleinsyren ifglge krav 4, hvori liganden omfatter (i) én eller flere N-
acetylgalaktosamin (GalNAc) -enheter eller derivater derav og (ii) en linker, hvori
linkeren konjugerer den minst ene GalNAc-enheten eller derivatet derav til

nukleinsyren.

6. Nukleinsyren ifslge hvilket som helst foregdende krav, hvori nukleinsyren er

konjugert til en ligand omfattende en forbindelse med formel (I):
[S-X!-P-X2]3-A-X3- (D

hvori:

S representerer et sakkarid, foretrukket hvori sakkaridet er N-acetylgalaktosamin;
X! representerer Cs-Ce-alkylen eller (-CH2-CH2-0)m(-CH2)2- hvori m er 1, 2, eller
3;

P er et fosfat eller et modifisert fosfat, foretrukket et tiofosfat;

X2 er alkylen eller en alkyleneter med formelen (-CH2)n-O-CH2- der n = 1- 6;

A er en forgreningsenhet;

X3 representerer en broenhet;

hvori en nukleinsyre som definert i hvilke som helst av kravene 1 til 5 er konjugert
til X3 via et fosfat eller et modifisert fosfat, foretrukket et tiofosfat, og nukleinsyren

er foretrukket konjugert til X3 via den andre trddens 5'-ende.

7. Nukleinsyren ifglge hvilket som helst foregdende krav, hvori nukleinsyren er

konjugert til en ligand og har fglgende struktur

NO/EP3880818



EP3880818

No—p-
é@
hvori Z er en nukleinsyre ifglge hvilket som helst foregdende krav, og liganden er

foretrukket konjugert til 5'-enden av den andre tréden.

5 8. Nukleinsyren ifglge hvilke som helst av kravene 4-7, hvori den andre trdden
omfatter en nukleotidsekvens av
5' [ST23 (ps)]3 C6XLT (ps) mC mG mG mU mA mA fU fG fG mA mC mA mG mA
mG mU mU (ps) mA (ps) mU 3' (SEQ ID NO: 164);
hvori fA, fC, fG og fU betegner 2'-deoksy-2'-fluorribonukleotider;
10 mA, mC, mG og mU betegner 2'-O-metylribonukleotider;
(ps) betegner en fosfortioatbinding; og

[ST23 (ps)]3 C6XLT (ps) betegner
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9. Nukleinsyren ifslge krav 8, hvori den andre trdden bestdr av en

nukleotidsekvens av

5' [ST23 (ps)]3 C6XLT (ps) mC mG mG mU mA mA fU fG fG mA mC mA mG mA
mG mU mU (ps) mA (ps) mU 3' (SEQ ID NO: 164);

hvori fA, fC, fG og fU betegner 2'-deoksy-2'-fluorribonukleotider;

mA, mC, mG og mU betegner 2'-O-metylribonukleotider;

(ps) betegner en fosfortioatbinding; og

[ST23 (ps)]3 C6XLT (ps) betegner
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10. Sammensetning omfattende en nukleinsyre ifglge hvilke som helst av kravene
1-9 og eventuelt en leveringsvehikkel og/eller en fysiologisk akseptabel eksipient
og/eller en barer og/eller en tynner og/eller en buffer og/eller et

konserveringsmiddel, for anvendelse som medikament.

11. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 10, hvori sammensetningen er
for anvendelse i forebygging eller behandling av eller reduksjon av risiko for en
sykdom eller patologi, hvori sykdommen eller patologien er en kardiovaskular

sykdom.

12. Sammensetningen for anvendelse ifglge krav 11, hvori den kardiovaskulaere
sykdommen er slag, aterosklerose, trombose, koronar hjertesykdom eller
aortastenose og/eller hvilken som helst annen sykdom eller patologi assosiert med

forhgyede nivaer av Lp(a)-partikler.

13. Farmasgytisk sammensetning omfattende en nukleinsyre ifglge hvilke som
helst av kravene 1-9 og ytterligere omfattende en leveringsvehikkel og/eller en

fysiologisk akseptabel eksipient og/eller en baerer og/eller en tynner.

NO/EP3880818



	Bibliographic data
	Claims

