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PATENTKRAV

1. Lipidpartikkel, som omfatter: (a) et lipid; og (b) et terapeutisk middel; idet

lipidet har strukturen

R1
R,
E
R3/ \(C RX
H n

eller et salt derav,

hvor

R3 er valgfritt substituert di(alkyl)aminoalkyl,
E er C(O)O eller OC(0);

R10g R20g Rxer hver uavhengig av hverandre for hver forekomst H, valgfritt
substituert C1-C1o-alkyl, valgfritt substituert C1o-Cso-alkyl, valgfritt substituert C1o-
Cso-alkenyl, valgfritt substituert C10-Cso-alkynyl eller valgfritt substituert C10-C3o0 acyl,

forutsatt at i det minste én av R1, R2 og Rx ikke er H; og
ner0,1,2eller3;

hvor uttrykket "substituert" viser til erstatningen av én eller flere hydrogenradikaler i
en gqitt struktur med radikalen av en spesifisert substituent valgt fra gruppen
bestaende av halo, alkyl, alkenyl, alkynyl, aryl, heterosyklyl, tiol, alkyltio, okso,
tioksy, aryltio, alkyltioalkyl, aryltioalkyl, alkylsulfonyl, alkylsulfonylalkyl,
arylsulfonylalkyl, alkoksy, aryloksy, aralkoksy, aminokarbonyl, alkylaminokarbonyl,
arylaminokarbonyl,  alkoksykarbonyl, aryloksykarbonyl, haloalkyl, amino,
trifluormetyl, cyano, nitro, alkylamino, arylamino, alkylaminoalkyl, arylaminoalkyl,
aminoalkylamino, hydroksy, alkoksyalkyl, karboksyalkyl, alkoksykarbonylalkyl,
aminokarbonylalkyl, acyl, aralkoksykarbonyl, karboksylsyre, sulfosyre, sulfonyl,

fosfonsyre, aryl, heteroaryl, heterosyklisk og alifatisk,
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og hvor den spesifiserte substituent videre kan substitueres ved erstatning av én
eller flere hydrogenradikaler i en gitt struktur med radikalen av en vytterligere
substituent valgt fra gruppen bestdende av halo, alkyl, alkenyl, alkynyl, aryl,
heterosyklyl, tiol, alkyltio, okso, tioksy, aryltio, alkyltioalkyl, aryltioalkyl, alkylsulfonyl,
alkylsulfonylalkyl, arylsulfonylalkyl, alkoksy, aryloksy, aralkoksy, aminokarbonyl,
alkylaminokarbonyl, arylaminokarbonyl, alkoksykarbonyl, aryloksykarbonyl,
haloalkyl, amino, trifluormetyl, cyano, nitro, alkylamino, arylamino, alkylaminoalkyl,
arylaminoalkyl, = aminoalkylamino, hydroksy, alkoksyalkyl, karboksyalkyl,
alkoksykarbonylalkyl, aminokarbonylalkyl, acyl, aralkoksykarbonyl, karboksylsyre,

sulfosyre, sulfonyl, fosfonsyre, aryl, heteroaryl, heterosyklisk og alifatisk;
og forutsatt at nar E er C(0)O, er R3
/N\/\rf

og én av R1, Rz eller Rx er H, da er de resterende av R1, R2 eller Rx ikke begge

linoleyl.

2. Lipidpartikkel ifglge krav 1, hvor partikkelen videre omfatter et ngytralt lipid og et

lipid som er i stand til a redusere aggregasjon.

3. Lipidpartikkel ifalge krav 1, hvor det terapeutiske middel er en nukleinsyre.

4. Lipidpartikkel ifglge krav 3, hvor nukleinsyren er en mRNA-sekvens som koder

for et terapeutisk nyttig polypeptid.

5. Lipidpartikkel ifglge krav 3, hvor nukleinsyren er et immunstimulatorisk

oligonukleotid.
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6. Lipidpartikkel ifglge krav 3, hvor nukleinsyren velges fra gruppen bestaende av
et siRNA, et antisense-oligonukleotid, et mikro-RNA, en antagomir, en aptamer og

et ribozym.

7. Lipidpartikkel  ifglge krav 6, hvor nukleinsyren er et siRNA.

8. Lipidpartikkel ifglge et hvilket som helst av kravene 1 til 7, hvor R1 og R2 og Rx er
hver uavhengig av hverandre for hver forekomst H, C1-C1o-alkyl, C10-Cso-alkyl, C1o0-
Cso-alkenyl, C10-Cso-alkynyl eller C10-Cso acyl, forutsatt at i det minste én av Ry,
R2 og Rx ikke er H.

9. Farmasgytisk sammensetning som omfatter en lipidpartikkel ifglge krav 3 og en
farmasoytisk aksepterbar eksipiens, beerer eller et farmasaytisk aksepterbart

fortynningsmiddel.
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