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PATENTKRAV 

 

1. Kunstig nukleinsyremolekyl, som omfatter 

a) minst én åpen leseramme (ORF), og 

b) en 3’-ikke-translatert region (3’-UTR) som omfatter 5 

 to separate poly(A)-sekvenser, der en poly(A)-sekvens er en sekvens på 20 

til 400 adenin-nukleotider og der den første og/eller den andre poly(A)-sekvensen 

omfatter minst 60 adenin-nukleotider, 

der det kunstige nukleinsyremolekylet er et mRNA-molekyl som har minst én åpen 

leseramme som koder for et antigen som er valgt fra et patogent antigen, et 10 

tumorantigen, et allergent antigen og et autoimmun-antigen, 

der det kunstige nukleinsyremolekylet er assosiert med eller i kompleks med en 

kationisk eller polykationisk forbindelse eller med en polymerbærer, og 

der G/C-innholdet i den åpne leserammen er økt sammenlignet med den åpne 

villtype-leserammen. 15 

 

2. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 1,  

der antigenet er et patogent antigen som er utledet fra et patogen som er assosiert 

med en smittsom sykdom. 

 20 

3. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 2,  

der patogenet er valgt fra gruppen som består av et bakterie-, virus-, sopp- og 

protozo-patogen. 

 

4. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 2 eller 3, 25 

der det patogene antigenet er et overflateantigen. 
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5. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 1,  

der antigenet er et tumorantigen, som fortrinnsvis er valgt fra gruppen som består av 

NY-ESO-1, 5T4, MAGE-C1, MAGE-C2, Survivin, Muc-1, PSA, PSMA, PSCA, 

STEAP og PAP. 

 5 

6. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 5,  

der den første poly(A)-sekvensen omfatter 20 til 90 adenin-nukleotider. 

 

7. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 6,  

der det totale antallet adenin-nukleotider som er omfattet i de to separate poly(A)-10 

sekvensene er minst 90. 

 

8. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 7,  

der minst én poly(A)-sekvens er lokalisert på 3’-terminalen til det kunstige 

nukleinsyremolekylet. 15 

 

9. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 8,  

som videre omfatter en 5’-cap-struktur, en poly(C)-sekvens, en histon-stamme-

sløyfe og/eller et IRES-motiv. 

 20 

10. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 9,  

som videre omfatter en 5’-UTR. 

 

11. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 10,  

der 5’-UTR omfatter eller består av et 5’-UTR-element som omfatter en 25 

nukleinsyresekvens, som er utledet fra en 5’-UTR fra et TOP-gen, fortrinnsvis fra 

en tilsvarende RNA-sekvens, en homolog, et fragment, eller en variant derav, som 

fortrinnsvis mangler 5’-TOP-motivet. 
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12. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 11,  

der den åpne leserammen omfatter en kodon-optimalisert region. 

 

13. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 12,  5 

der den åpne leserammen er kodon-optimalisert. 

 

14. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 13,  

der det kunstige nukleinsyremolekylet omfatter minst én nukleotidanalog. 

 10 

15. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 14,  

der nukleotidanalogen er en uridin-analog. 

 

16. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 15,  

der uridin-analogen er en kjemisk endret form av et nativt eller ikke-nativt 15 

forekommende uridin. 

 

17. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge krav 16,  

der uridin-analogen er en metylert form av et nativt eller ikke-nativt forekommende 

uridin. 20 

 

18. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 17,  

der de to poly(A)-sekvenselementene er separert med en nukleinsyresekvens som 

omfatter et poly(C)-element og/eller et histon-stamme-sløyfe-element. 

 25 

19. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 18,  
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der RNA-molekyler er assosiert med eller i kompleks med en kationisk eller 

polykationisk forbindelse i et vektforhold som er valgt fra et område på omtrent 6:1 

(vekt/vekt) til omtrent 0,25:1 (vekt/vekt), mer foretrukket fra omtrent 5:1 

(vekt/vekt) til omtrent 0,5:1 (vekt/vekt), enda mer foretrukket fra omtrent 4:1 

(vekt/vekt) til omtrent 1:1 vekt/vekt), eller omtrent 3:1 (vekt/vekt) til omtrent 1:1 5 

(vekt/vekt), og mest foretrukket et forhold på omtrent 3:1 (vekt) til omtrent 2:1 

(vekt/vekt) mellom RNA og kationisk eller polykationisk forbindelse og/eller med 

en polymer bærer, eventuelt i et nitrogen/fosfat-forhold mellom RNA og kationisk 

eller polykationisk forbindelse og/eller polymer bærer i området på omtrent 0,1-10, 

fortrinnsvis i et området på omtrent 0,3-4 eller 0,3-1, og mest foretrukket i et 10 

område på omtrent 0,5-1 eller 0,7-1, og enda mer foretrukket i et område på omtrent 

0,3-0,9 eller 0,5-0,9. 

 

20. En celle som omfatter det kunstig nukleinsyremolekylet ifølge ethvert av 

kravene 1 til 19. 15 

 

21. Cellen ifølge krav 20, som er en pattedyrcelle, fortrinnsvis en isolert celle fra 

et humant individ. 

 

22. Farmasøytisk sammensetning som omfatter det kunstige 20 

nukleinsyremolekylet ifølge ethvert av kravene 1 til 19, eller cellen ifølge krav 20 

eller 21, som fortrinnsvis videre omfatter ett eller flere farmasøytisk akseptable 

vehikler, fortynningsmidler og/eller eksipienser og/eller én eller flere adjuvanser. 

 

23. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 19, cellen ifølge 25 

krav 20 eller 21, eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 22, for 

anvendelse som et medikament. 

 

24. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 19, cellen ifølge 

krav 20 eller 21, eller den farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 22, for 30 

anvendelse som en vaksine eller for anvendelse i genterapi. 
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25. Kunstig nukleinsyremolekyl, celle eller farmasøytisk sammensetning for 

anvendelse ifølge krav 23 eller 24, der det kunstige nukleinsyremolekylet, cellen 

eller den farmasøytiske sammensetningen blir administrert parenteralt. 

 5 

26. Kunstig nukleinsyremolekyl, celle eller farmasøytisk sammensetning for 

anvendelse ifølge ethvert av kravene 23 til 25, der det kunstige 

nukleinsyremolekylet, cellen eller den farmasøytiske sammensetningen blir 

administrert ved subkutan, intravenøs, intramuskulær, intra-artikulær, intra-

synovial, intrasternal, intratekal, intrahepatisk, intralesional, intrakranial, 10 

transdermal, intrapulmonal, intraperitoneal, intrakardial, intraarterial, sublingual 

injeksjon eller via infusjonsteknikker. 

 

27. Kunstig nukleinsyremolekyl, celle eller farmasøytisk sammensetning for 

anvendelse ifølge ethvert av kravene 23 til 25, der det kunstige 15 

nukleinsyremolekylet, cellen eller den farmasøytiske sammensetningen blir 

administrert ved intramuskulær injeksjon. 

 

28. Kunstig nukleinsyremolekyl ifølge ethvert av kravene 1 til 19 for anvendelse 

i en fremgangsmåte for behandling eller forebygging av en lidelse som omfatter 20 

transfeksjon av en celle med et kunstig nukleinsyremolekyl, der transfeksjonen av 

en celle blir utført in vitro/ex vivo og den transfekterte cellen blir administrert til et 

individ med behov derav, fortrinnsvis til en human pasient, som skal bli transfektert 

in vitro, er en isolert celle fra individet, fortrinnsvis den humane pasienten. 

 25 

29. Et sett eller sett av deler som omfatter det kunstige nukleinsyremolekylet 

ifølge ethvert av kravene 1 til 19, cellen ifølge krav 20 eller 21, eller den 

farmasøytiske sammensetningen ifølge krav 22. 
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30. Settet ifølge krav 29 videre omfattende instruksjoner for anvendelse, celler 

for transfeksjon, en adjuvans, et middel for administrering av den farmasøytiske 

sammensetningen, en farmasøytisk akseptabel bærer og/eller en farmasøytisk 

akseptabel løsning for oppløsning eller fortynning av det kunstige 

nukleinsyremolekylet, cellene eller den farmasøytiske sammensetningen. 5 
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