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PATENTNI ZAHTJEVI

1.

2.

3.

Spoj koji ima strukturu formule IA ili IB:

g'i
ﬁ‘i N
R“‘:Si

(1A (IR}

ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol, tautomer ili stereoizomer, naznacen time $to:

L! i L? su svaki neovisno -0(C=0)-, -(C=0)0-, -C(=0)-, -O-, -S(O)x-, -S-S-, -C(=0)S-, -SC(=0)-, -NR*C(=0)-
, -C(=0)NR?-, -NR*C(=0)NR?-, -OC(=0O)NR?-, -NR*C(=0)O- ili izravna veza;

G? je C-Cs alkilen;

R*je Hili C;-Cy» alkil;

R!2{ R! su, pri svakom pojavljivanju, neovisno ili: (a) H ili C;-Ci» alkil; ili (b) R'? je H ili C;-Cy» alkil, i R!®
zajedno s atomom ugljika na koji je vezan uzet je zajedno sa susjednim R'® i atomom ugljika na koji je vezan da
tvori dvostruku vezu ugljik-ugljik;

R?% i R? su, pri svakom pojavljivanju, neovisno ili: (a) H ili C;-Cy» alkil; ili (b) R* je H ili C;-C, alkil, i R?
zajedno s atomom ugljika na koji je vezan uzet je zajedno sa susjednim R% i atomom ugljika na koji je vezan da
tvori dvostruku vezu ugljik-ugljik;

R32 1 R* gu, pri svakom pojavljivanju, neovisno ili (a): H ili C;-C,5 alkil; ili (b) R*® je H ili C,-C, alkil, i R
zajedno s atomom ugljika na koji je vezan uzet je zajedno sa susjednim R* i atomom ugljika na koji je vezan da
tvori dvostruku vezu ugljik-ugljik;

R { R"™ gu, pri svakom pojavljivanju, neovisno ili: (a) H ili C;-C,; alkil; ili (b) R* je H ili C,-C, alkil, i R*
zajedno s atomom ugljika na koji je vezan uzet je zajedno sa susjednim R* i atomom ugljika na koji je vezan da
tvori dvostruku vezu ugljik-ugljik;

R’ i R® su svaki neovisno H ili metil;

R7 je C6-C16 a]kil;

R® i R su svaki neovisno C;-Cyz alkil; ili R® i R®, zajedno s atomom dusika na koji su vezani, tvore 5, 6 ili 7-
¢lani heterocikli¢ki prsten;

a, b, ¢ id su svaki neovisno cijeli broj od 1 do 24; i

xje 0, 1ili 2,

pri ¢emu se alkil odnosi na ravnolan€ani ili razgranati radikal ugljikovodika koji se sastoji samo od atoma ugljika
1 vodika, koji je zasicen ili nezasi¢en i moZe biti supstituiran, i

pri éemu se alkilen odnosi na ravni ili razgranati dvovalentni ugljikovodiéni lanac koji povezuje ostatak molekule
s radikalnom skupinom, koja se sastoji samo od ugljika i1 vodika, koji je zasi¢en ili nezasi¢en 1 izborno je
supstituiran.

Spoj prema zahtjevu 1, naznacen time §to:

a)  jedan od L! ili L? je -O(C=0)-; ili
b) svakiod L'iL?su -O(C=0)-;ili

¢  jedan od L' ili L? je -(C=0)0-; ili
d) svakiod L'iL?je -(C=0)0-; ili

e) jedan od L!ili L?je izravna veza; ili
f)  svaki od L!iL?je izravna veza.

Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-2, naznacen time §to:

a)  za najmanje jedno pojavljivanje R!?{ R'®, R'3 je H ili C,-C) alkil, i R'® zajedno s atomom ugljika na koji je
vezan uzet je zajedno sa susjednim R'® i atomom ugljika na koji je vezan tvore dvostruku vezu ugljik-ugljik; ili
b)  za najmanje jedno pojavljivanje R i R* R* je H ili C;-C» alkil, i R*® zajedno s atomom ugljika na koji je
vezan uzet je zajedno sa susjednim R*" i atomom ugljika na koji je vezan tvore dvostruku vezu ugljik-ugljik; ili
¢) zanajmanje jedno pojavljivanje R??i R%, R% je H ili C;-Cy; alkil, i R?® zajedno s atomom ugljika na koji je
vezan uzet je zajedno sa susjednim R?" i atomom ugljika na koji je vezan tvore dvostruku vezu ugljik-ugljik; ili
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d)  za najmanje jedno pojavljivanje R* i R*®, R* je H ili C,-C}» alkil, 1 R*® zajedno s atomom ugljika na koji je
vezan uzet je zajedno sa susjednim R i atomom ugljika na koji je vezan tvore dvostruku vezu ugljik-ugljik.
Spoj prema zahtjevu 1, koji ima jednu od sljedemh struktura (IC) ili (ID):

s:% ‘3 Q-Q‘a
i 5‘
3 :
i i
\Sx A‘s; _".A‘"‘
RS e YRR
2is ;';Nb
N R

ili

(in
pri ¢emu su e, f, g 1 h svaki neovisno cijeli broj od 1 do 12, poZeljno pri éemu su e, f, g 1 h svaki neovisno cijeli broj
od 4 do 10.
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-3, naznacen time $to su a, b, ¢ i d svaki neovisno cijeli broj od 2 do 12, pozZeljno
pri ¢emu su a, b, ¢ i d svaki neovisno cijeli broj od 5 do 9.
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-5, naznacen time $to:
a) najmanje jedan od R'?, R?, R i R* je H; ili
b) R™ R% R*{R* su H pri svakom pojavljivanju; ili
¢) najmanje jedan od R'?, R% R3 i R* je C;-Cs alkil, poZeljno pri ¢emu C;-Cs alkil je metil, etil, n-propil, izo-
propil, n-butil, izo-butil, tert-butil, n-heksil ili n-oktil; ili
d) najmanje jedan od R™®, R?, R* { R*" je H; ili
e) R R¥ R*® iR guH pri svakom pojavljivanju.
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-6, nazna&en time 5to je jedan od R® ili R® metil, poZeljno pri Semu je svaki od
R® 1 R® metil.
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-7, naznacen time $to:
a) R7je Ce-Co alkil; ili
b) R je supstituiran s -(C=0)OR®, -O(C=0)R®, -C(=0)R®, -OR®, -S(O),R", -S-SR®, -C(=0)SR®, -SC(=0O)R?, -
NR?R®, -NR*C(=0)R®, -C(=0)NR?R®, -NR*C(=0)NR?R®, -OC(=0O)NR?R®, -NR*C(=0)ORb, -NR*S(0),NRR®, -
NR2S(0)xRP ili -S(O)xNR?RP, pri demu: R? je H ili C1-Cy; alkil; R? je C;1-Cis alkil; i x je 0, 1 ili 2, poZeljno pri
¢emu je R7 supstituiran s -(C=0)OR" ili -O(C=0)R®, poZeljnije gdje je R® razgranati C,-Ci5 alkil, jo§ poZeljnije
gdje R® ima jednu od sljedecih struktura:

J,,n NP NP N f‘v“"“‘ NP NP N
\\“‘foﬂm‘\y N N\,«* x»"‘ “\\
- = e s RN TN - ™

ili
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Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-8, naznacen time $to:
a) najmanje jedan od R¥ili R® je metil; ili
b)  svaki od R®i R® je metil; ili
¢) RBiR’ zajedno s atomom dugika na koji su vezani, tvore 5, 6 ili 7-¢lani heterocikliki prsten, poZeljno pri
¢emu je heterociklicki prsten pirolidinil ili piperazinil.
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-9, naznaden time $to G? je C»-Cs alkilen, poZeljno C° alkilen.
Spoj prema zahtjevu 1, koji ima jednu od sljedec¢ih struktura:
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12. Pripravak koji sadrZi spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-11 i terapeutsko sredstvo, poZeljno sadrzavajuéi jedan ili
5 vise ekscipijenata odabranih izmedu neutralnih lipida, steroida 1 lipida konjugiranih s polimerom.

13. Pripravak prema zahtjevu 12, naznacen time $to je lipid konjugiran s polimerom pegilirani lipid koji ima sljedecu
strukturu (II):

{1
ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol, tautomer ili stereoizomer, naznacen time $to:
10 R!9i R! su svaki neovisno ravni ili razgranati, zasi¢eni ili nezasiéeni alkilni lanac koji sadrzi od 10 do 30 atoma
ugljika, naznacen time $to je alkilni lanac izborno prekinut jednom ili vise esterskih veza; i
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z ima srednju vrijednost u rasponu od 30 do 60.
Pripravak prema zahtjevu 13, naznacen time $to:

a) RI!%iR" su svaki neovisno ravni, zasi¢eni alkilni lanci koji sadrZe od 12 do 16 atoma ugljika; ili

b) prosjecni z je oko 45.
Pripravak prema bilo kojem od zahtjeva 12-14, naznacen time Sto terapeutsko sredstvo sadrzi nukleinsku kiselinu,
poZeljno pri éemu je nukleinska kiselina odabrana izmedu antisens 1 messenger RNA.
Pripravak prema bilo kojem od zahtjeva 12-15 za uporabu u postupku davanja terapeutskog sredstva pacijentu kojem
je to potrebno.
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