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Patenttivaatimukset

1. Yhdiste, jolla on kaavan IA tai IB rakenne:

R1 a R2a 3a R4a

R “ /4‘}\ /4‘)\
a~Lv b o2 &
R1b L sz R3b L R4b R
a-L! c |_2 d"R® _R
R1b R2b RSb R4b o] N

|
R® G
\N/

RQ/N\RB © éa

(1A) taj (IB)

tai sen farmaseuttisesti hyvdksyttdva suola, tautomeeri tai ste-
reoisomeersi, jossa:

L1 ja L2 ovat kukin itsenéisesti -0(C=0)-, -(C=0)0-, -C(=0)-, -0-, -5(0)x-,
-S-S-, -C(=0)S-, -SC(=0)-, -NRaC(=0)-, -C(=0)NRz=-, -NR2C(=0O)NRa2-, -OC(=0)NR#-, -
NR2C(=0)O0- tai suora sidos;

G3 on C4-Ce-alkyleeni;

R2 on H tai C1-Ci2-alkyyli;

Rlaja R ovat kussakin esiintymiskohdassa itsendisesti joko: (a) H tai
C1-C1z-alkyyli; tai (b) R2on H tai C1-Ciz-alkyyli, ja R yhdessd sen hiiliatomin
kanssa, johon se on sitoutunut, muodostaa yhdessa viereisen R1P:n ja sen hiiliato-

min kanssa, johon se on sitoutunut, hiili-hiili-kaksoissidoksen;

R2a ja R?b ovat kussakin esiintymiskohdassa itsendisesti joko: (a) H tai
C1-C1z-alkyyli; tai (b) RZ2on H tai C1-Ciz-alkyyli, ja R?» yhdessd sen hiiliatomin
kanssa, johon se on sitoutunut, muodostaa yhdessa viereisen R2":n ja sen hiiliato-

min kanssa, johon se on sitoutunut, hiili-hiili-kaksoissidoksen;

R32ja R3b ovat kussakin esiintymiskohdassa itsendisesti joko: (a) H tai
C1-C1z-alkyyli; tai (b) R%on H tai C1-Ciz-alkyyli, ja R3» yhdessd sen hiiliatomin
kanssa, johon se on sitoutunut, muodostaa yhdessa viereisen R3P:n ja sen hiiliato-
min kanssa, johon se on sitoutunut, hiili-hiili-kaksoissidoksen;

R4 ja R* ovat kussakin esiintymiskohdassa itsendisesti joko: (a) H tai
C1-C1z-alkyyli; tai (b) R*2on H tai C1-Ciz-alkyyli, ja R#» yhdessd sen hiiliatomin
kanssa, johon se on sitoutunut, muodostaa yhdessa viereisen R#":n ja sen hiiliato-

min kanssa, johon se on sitoutunut, hiili-hiili-kaksoissidoksen;
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R5 ja Ré ovat kukin itsendisesti H tai metyyli;

R7 on Ce-Cie-alkyyli;

R8ja R? ovat kukin itsendisesti C1-Ci2-alkyyli; tai R® ja R® muodostavat
yhdessa sen typpiatomin kanssa, johon ne ovat kiinnittyneet, 5-, 6- tai 7-jasenisen
heterosyklisen renkaan;

a, b, c ja d ovat kukin itsendisesti kokonaisluku 1 - 24; ja

xon0, 1tai?2,

jossa alkyyli viittaa suoraketjuiseen tai haarautuneeseen hiilivetyketju-
radikaaliin, joka koostuu ainoastaan hiili- ja vetyatomeista, joka on tyydyttynyt tai
tyydyttyméaton ja valinnaisesti substituoity, ja

jossa alkyleeni viittaa suoraketjuiseen tai haarautuneeseen divalenttiin
hiilivetyketjuun, joka yhdistda loput molekyylista radikaaliryvhmaén, joka koostuu
ainoastaan hiilestd ja vedystd, joka on tyydyttynyt tai tyydyttymaton ja valinnai-
sesti substituoitu.

2. Patenttivaatimuksen 1 mukainen yhdiste, jossa:

a) yksi L1:sta tai L2:sta on -O(C=0)-; tai

b) kukin L1 ja L2 on -O(C=0)-; tai

c) yksi L1:sta tai L2:sta on -(C=0)0-; tai

d) kukin L1 ja L2 on -(C=0)0-; tai

e) yksi Ll:sta tai L2:sta on suora sidos; tai

f) kukin L1 ja L? on suora sidos.

3. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-2 mukainen yhdiste, jossa:

a) ainakin yhden R2:n ja RP:n esiintymiskohdan suhteen R!2 on H tai
C1-C1z2-alkyyli, ja R1? yhdesséa sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut, muo-
dostaa yhdessa viereisen R1P:n ja sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut,
hiili-hiili-kaksoissidoksen; tai

b) ainakin yhden R#2:n ja R*":n esiintymiskohdan suhteen R#2 on H tai
C1-C1z2-alkyyli, ja R* yhdesséa sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut, muo-
dostaa yhdessa viereisen R#:n ja sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut,
hiili-hiili-kaksoissidoksen; tai

c) ainakin yhden RZ2:n ja R2b:n esiintymiskohdan suhteen R2?2 on H tai
C1-C1z2-alkyyli, ja R%P yhdessa sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut, muo-
dostaa yhdessa viereisen R2?P:n ja sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut,

hiili-hiili-kaksoissidoksen; tai
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d) ainakin yhden R32:n ja R3b:n esiintymiskohdan suhteen R32 on H tai
C1-C1z2-alkyyli, ja R3P yhdesséa sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut, muo-
dostaa yhdessa viereisen R3P:n ja sen hiiliatomin kanssa, johon se on sitoutunut,
hiili-hiili-kaksoissidoksen.

4. Patenttivaatimuksen 1 mukainen yhdiste, jolla on yksi seuraavista ra-
kenteista (IC) tai (ID):

R1 a R2a RSa R4a

RS

(ID)

jossa e, f, g ja h ovat kukin itsendisesti kokonaisluku 1 - 12, edullisesti

jossa e, f, g ja h ovat kukin itsendisesti kokonaisluku 4 - 10.

5. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-3 mukainen yhdiste, jossa a, b,
c ja d ovat kukin itsendisesti kokonaisluku 2 - 12, edullisesti jossa a, b, c ja d ovat

kukin itsendisesti kokonaisluku 5 - 9.

6. Minkéa tahansa patenttivaatimuksen 1-5 mukainen yhdiste, jossa:

a) ainakin yksi R12:sta, R?2:sta, R32:sta ja R*2:sta on H; tai

b) R1a, R?a, R32 ja R*2 ovat kussakin esiintymiskohdassa H; tai

c) ainakin yksi R12:sta, R?2:sta, R32:sta ja R*2:sta on C1-Cg-alkyyli, edulli-
sesti jossa Cq1-Cg-alkyyli on metyyli, etyyli, n-propyyli, isopropyyli, n-butyyli, isobu-
tyyli, tert-butyyli, n-heksyyli tai n-oktyyli; tai

d) ainakin yksi R1b:st4, R2b:st4, R3b:std ja R*h:std on H; tai
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e) R1b, R2b, R3b ja R%b ovat kussakin esiintymiskohdassa H.

7. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-6 mukainen yhdiste, jossa yksi
R5:sta tai Ré:sta on metyyli, edullisesti jossa kukin R ja Ré on metyyli.

8. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-7 mukainen yhdiste, jossa:

a) R7 on Ce-Co-alkyyli; tai

b) R7 on substituoitu -(C=0)ORP:114, -O(C=0)RPb:114, -C(=0)Rb:114, -ORb:114,
-S(0)xRP:114, -S-SRb:114, -C(=0)SRP:114, -SC(=0)RP:114, -NRaRb:114, -NR2C(=0)RP:114, -
C(=O)NRaRP:114, -NRaC(=0)NReRP:1la, -OC(=O)NRaRb:lla, -NRaC(=0)ORb:1la, -
NRaS(0)xNRaRP:114, -NRaS(O)xRP:11a tai -S(0)xNRaRP:114, jossa: R2 on H tai C1-Cq2-al-
kyyli; RP on C1-Cis-alkyyli; ja x on 0, 1 tai 2, edullisesti jossa R” on substituoitu -
(C=0)ORP:11a tai -O(C=0)RP:114, edullisemmin jossa RP on haarautunut C1-Cis-al-

kyyli, vield edullisemmin jossa Rb:1ld on yksi seuraavista rakenteista:

Cco T
/E(/v_

9. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-8 mukainen yhdiste, jossa:

a) ainakin yksi R8:sta tai R%:std on metyyli; tai

b) kukin R8 ja R? on metyyli; tai

c) R® ja R muodostavat yhdessa sen typpiatomin kanssa, johon ne ovat

kiinnittyneet, 5-, 6- tai 7-jasenisen heterosyklisen renkaan, edullisesti jossa hete-

rosyklinen rengas on pyrrolidinyyli tai piperatsinyyli.

10. Minka tahansa patenttivaatimuksen 1-9 mukainen yhdiste, jossa
G3 on C;z-Cs-alkyleeni, edullisesti Cz-alkyleeni.

11. Patenttivaatimuksen 1 mukainen yhdiste, jolla on yksi seuraavista

rakenteista:
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12. Koostumus, joka késittda minka tahansa patenttivaatimuksen 1-11
mukaista yhdistettd ja terapeuttista ainetta, koostumuksen kasittdessa edullisesti
yhta tai useampaa apuainetta, joka (jotka) on valittu neutraaleista lipideistd, ste-

10 roideista ja polymeerikonjugoiduista lipideista.
13. Patenttivaatimuksen 12 mukainen koostumus, jossa polymeerikon-

jugoitu lipidi on pegyloitu lipidi, jolla on seuraava rakenne (II):

(11)
15
tai sen farmaseuttisesti hyvdksyttdva suola, tautomeeri tai ste-
reoisomeersi, jossa:
R10ja R ovat kukin itsendisesti suoraketjuinen tai haarautunut, tyy-
dyttynyt tai tyydyttymadton alkyyliketju, joka sisdltaa 10 - 30 hiiliatomia, jossa al-
20 kyyliketjun keskelld on valinnaisesti yksi tai useampi esterisidos; ja

z:1la on keskiarvo, joka vaihtelee valilla 30 - 60.
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14. Patenttivaatimuksen 13 mukainen koostumus, jossa:

a) R10ja R ovat kukin itsendisesti suoraketjuisia, tyydyttyneita alkyy-
liketjuja, jotka sisaltavat 12 - 16 hiiliatomia; tai

b) z on keskimdéarin noin 45.

15. Minka tahansa patenttivaatimuksen 12-14 mukainen koostumus,
jossa terapeuttinen aine kasittaa nukleiinihappoa, edullisesti jossa nukleiinihappo
on valittu antisense- ja lahetti-RNA:sta.

16. Minka tahansa patenttivaatimuksen 12-15 mukainen koostumus

kdytettavaksi menetelmdassé, jossa annetaan terapeuttisesta ainetta sen tarpeessa
olevalle potilaalle.
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