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Patentkrav
1. Forbindelse med fglgende struktur (1):

2
R? 0 LZ/G\RZ
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1
G

R1

(1

eller et farmasgytisk akseptabelt salt, tautomer eller stereoisomer derav, hvor:
R! er eventuelt substituert C;-Cag-alkyl eller eventuelt substituert C,-Cxs-alkenyl;
hver av R? og R? uavhengig er eventuelt substituert C;-Csg-alkyl;
hver av R* og R® uavhengig er eventuelt substituert C;-Ce-alkyl, eller R* og R® forener seg,
sammen med det N som de er tilknyttet, for & danne et heterosyklyl eller heteroaryl;
hver av L}, L% og L® uavhengig er eventuelt substituert C;-Cys-alkylen;
G! er en direkte binding, -(CH;)n(C=0)-, -(CH,)s(C=0)0- eller -(C=0)-;
hver av G2 og G* uavhengig er -(C=0)0- eller -O(C=0)-; og

n er et heltall stgrre enn 0.

2. Forbindelse ifglge krav 1, med fglgende struktur (l1A):
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3. Forbindelse ifglge krav 1, med fglgende struktur (IB):
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4. Forbindelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvor R! er:
i) eventuelt substituert Cs-Cys-alkyl eller C14-Cig-alkenyl, fortrinnsvis hvor R? er Cg-alkyl, Co-
alkyl, Cio-alkyl, Ci2-alkyl, Cis-alkyl, Cie-alkyl eller Cig-alkenyl;
ii) uforgrenet;
iii) forgrenet; eller

iv) usubstituert.

5. Forbindelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4, hvor G! er en direkte binding, -(CH;).(C=0)-
eller -(CH,)s(C=0)0-, fortrinnsvis hvor G! er en direkte binding eller -(CH),(C=0)0O- og n er stgrre enn
1, mer foretrukket hvor G* er -(CH;),(C=0)O-ogner5, 6, 7, 8, 9 eller 10, mest foretrukket hvor n er 7

eller 8.

6. Forbindelse ifplge et hvilket som helst av kravene 1-5, hvor L* er:
i) C1-Ce-alkylen, fortrinnsvis C,-alkylen, Cs-alkylen eller Cs-alkylen;
ii) uforgrenet; eller

iii) usubstituert.

7. Forbindelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-6, hvor:
i) R? er Cg-Cas-alkyl;
ii) R® er Cg-Cag-alkyl;
i) R? og R® begge er Cs-Cys-alkyl, fortrinnsvis hvor hver av R? og R® uavhengig er Cis-alkyl, Ci,-
alkyl, Cis-alkyl, Cis-alkyl, Cis-alkyl, Ci6-alkyl, Cis-alkyl eller Cyo-alkyl;
iv) R er forgrenet;
v) R® er forgrenet;

vi) hver av R? og R? uavhengig har én av fglgende strukturer:
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RS R

ZJ\W eller >§/J\RT

hver av R® og R” uavhengig er C,-Ci,-alkyl, fortrinnsvis hvor hver av R? og R® uavhengig har én

hvor:

av fglgende strukturer:

8. Forbindelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-7, hvor:
i) hver av L? og L3 uavhengig er C4-Cio-alkylen, fortrinnsvis hvor L2 og L3 begge er Cs-alkylen,
eller begge er Cg-alkylen eller begge er Cs-alkylen eller begge er Cs-alkylen;
ii) L? er uforgrenet;
iii) L er uforgrenet;
iv) L2 er usubstituert; eller

v) L3 er usubstituert.

9. Forbindelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-8, hvor:
i) hver av R* og R® uavhengig er C;-Cs-alkyl, fortrinnsvis R* og R> begge er metyl eller begge er
etyl eller R* er metyl og R® er n-butyl;
ii) R* og R® forener seg, sammen med det N som de er tilknyttet, for & danne et heterosyklyl,

fortrinnsvis hvor heterosyklylet er et 5-leddet heterosyklyl, mer foretrukket hvor

s

heterosyklylet har fglgende struktur:

10. Forbindelse ifglge krav 1, hvor forbindelsen har én av fglgende strukturer:
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11. Sammensetning omfattende forbindelsen ifglge et hvilket som helst av kravene 1-10 og et

terapeutisk middel.

15 12. Sammensetning ifglge krav 11, hvor sammensetningen omfatter en lipidnanopartikkel.

13. Sammensetning ifglge krav 11 eller 12 for bruk som et medikament.

14. Lipidnanopartikkel omfattende forbindelsen ifglge et hvilket som helst av kravene 1-10.
20
15. Lipidnanopartikkel ifglge krav 14, videre omfattende:
i) et terapeutisk middel; eller

ii) en nukleinsyre, fortrinnsvis hvor nukleinsyren er valgt fra antisense- og messenger-RNA.
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