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PATENTNI ZAHTJEVI

1.

Spoj formule (1) ili formule (Ib):

ili njegova sol ili izomer, naznaCen time Sto

prsten A je
c .

kY
tje 1ili 2;

A1 1A, su svaki nezavisno odabrani od CH ili N;

Ag 1 A7 su svaki nezavisno odabrani od CH ili N, naznacen time $to barem jedan od Agi A7 je N;

Z je CH; ili odsutan, naznacen time $to je Z CH,, isprekidane linije (1) i (2) svaka predstavljaju jednu vezu; a
kada je Z odsutan, isprekidane linije (1) i (2) su obje odsutne;

Ry, Ry, R3, Ry, i Rs su nezavisno odabrani iz skupine koja sadrzi Cs.,g alkil, Cs. alkenil, -R"MR', -R*YR", -
YR",i-R*OR";

svaki M je nezavisno odabran iz skupine koja se sastoji od -C(O)O-, -OC(O)-, -OC(O)O-, -C(O)N(R")-, -
NR)YC(O)-, -C(O)-, -C(S)-, -C(S)S-, -SC(S)-, -CH(OH)-, -P(O)(OR"O-, -S(0),-, skupine arila, i skupine
heteroarila; naznac¢en time §to kada je spoj formule (Ib), tada M nije -OC(0)O-;

X', X2, i X? su nezavisno odabrani iz skupine koja se sastoji od veze, -CH,-, -(CH,),-, -CHR-, -CHY-, -C(O)-, -
C(0)0O-, -0C(0)-, -C(0)-CH,-, -CH,-C(0O)-, -C(0)O-CH,-, -OC(0)-CH,-, -CH,-C(0)0O-, -CH,-OC(O)-, -
CH(OH)-, -C(S)-, i -CH(SH)-;

X*1 X’ su nezavisno odabrani i skupine koja se sastoji od -CH;-, -(CH,),-, -CHR-, -CHY -, -C(O)-, -C(0)0O-, -
0OC(0)-, -C(0)-CH,-, -CH,-C(O)-, -C(O)O-CH,-, -OC(0)-CH,-, -CH,-C(0O)O-, -CH,-OC(0)-, -CH(OH)-, -
C(S)-, i -CH(SH)-;

svaki Y je nezavisno Cs_¢ karbociklil;

svaki R* je nezavisno odabran iz skupine koja se sastoji od C,_;, alkila i C,_, alkenila;

svaki R je nezavisno odabran iz skupine koja se sastoji od C; 5 alkila i Cs4 karbociklila;

svaki R’ je nezavisno odabran iz skupine koja se satoji od C,_, alkila, C,_; alkenila, i H; i

svaki R" je nezavisno odabran iz skupine koja se sastoji od C;_; alkila i Cs.1, alkenila;

naznacen time $to kada je spoj formule (I), i kada je prsten A

N
tada ﬁ{N\)

i) barem jedan od X', X?, i X° nije -CH,-; i/ili

ii)  barem jedan od Ry, Ry, R3, Ry, 1 R5 je -R"MR';
i
kada je spoj formule (I) i prsten A je
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i Xl, Xz, i X3 su svaki -CH,, tada
barem jedan od A' i A”je N, Ry, R,, Rs, Ry i Rs su nezavisno odabrani iz skupine koja se sastoji od Cg . alkila i

Cg.90 alkenila, te

kada je prsten A

N
'

1) Rl’ Rz, R3, R4, i R5 su isti, pI‘l ¢emu R] nije C12 alkﬂ, C]g alkll, ili C]g alkenil;
il)  samo jedan od R;, R,, R3, Ry 1 R5 je odabran od Cg.q alkenila;
iii) barem jedan od Ry, R,, R3, Ry, i Rs ima razli¢it broj atoma ugljika od barem jo$ jednog od Ry, R, R,
R4’ 1 RS’
iv) Ry, Ry, 1 R; su odabrani od Cg. alkenila, i Ry 1 Rs su odabrani od Cg o alkila; ili
v) Ry, Ry, 1Rz suodabrani od Cg.s alkila, i R4 1 Rs su odabrani od Cg 5 alkenila.
Spoj sukladno zahtjevu 1, naznacen time §to je spoj formule (1) i:
(i) prsten A je
%,
g

poZzeljno

ili

(ii) prsten A je

poZeljno

ili

(iii) prsten A je
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%

, ukojem je N atom spojen sa X7; ili
(iv) prsten A je

[ N 3 ij

'S N\
il
5 u kojem je N atom spojen sa X°.

3. Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time §to
(i) barem jedan od A;i A, u formuli (I) je N;
(i) uformuli (1) A;je NiA,je CH;
(iii) uformuli 1) A;je CH1 A;je N, i/ili u formuli (Ib) Agje CH 1 A7 je N;
10 (iv) uformuli (I) A;je Ni A, je N, i/ili u formuli (Ib) Agje N i A7 je N;ili
(v) uformuli (I) svaki od A;1i A, je CH.
4. Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, jedne od formula (Ial)-(Ia6):

4

w3

e 35

faly

R

EREEN

{1a5),

15 ili
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R1
Loox NI 1 W
Re” SN x

&( SR,
3 (Tab).
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-3, naznacen time $to je spoj odabran izmedu:

pecco TN Uoocotl
\/\Q

W'
l/\./\/'\//\\

WN/\GNJ\/NV’\NW

MOW NN

i njegovih soli ili izomera.
Spoj prema bilo kojem od zahtjeva 1-3, naznacen time sto je formule (I1a)
R4

Ry N/\/N\
RZ/FL\/\N/\/Q

b

Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time §to Ry, R,, i R; su:
(i) neovisno odabrani iz skupine koju ¢ine Csq alkil i Cs_y alkenil,
(i) isti;

(iil) Cs alkil;

iv) G, alkil;

V) Cy,alkil;

(VI) C14 a]_kll,

(vil) Cyg alkenil; ili
(viii) linoleil.

Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time §to
(i) barem jedan od X' i X* nije -CH,-;

(i) X' nije -CHy-;
(i) X'je -C(0O)-;
(iv) X? nije -CH,-; ili
V) X*je-C(O)-.

(Ta).

Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time §to kada A4 je N i A; je N, tada (i) barem jedan
od X*1 X° nije -CH,-, (ii) barem jedan od X* i X’ je -C(O)-; i/ili (iii) barem jedan od Ry, R,, R3, Ry, i Rs je -R"MR'.

Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time $to
(i) X*je-CH,-i X je -C(O)-; ili
(i) X*iX’ su-C(O)-.

Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznaCen time $to R, Rs, Ry, 1 Rs su isti.

{Spoj 80},

{Spoj 82},

Spoj sukladno bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time §to R», R3, Ry, i R5 su Co alkil.

Spoj u bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznacen time $to je spoj odabran izmedu spoja 67:
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3 {* VS i RN
e "‘E‘\,\, *\m»"“a\ TN

\
\
N N N N }; v-“ \V I N

e {Spﬂj 5?}

””,s

i njegovih soli i izomera.
Spoj prema kojem od zahtjeva 1-12, naznaCen time §to je spoj odabran izmedu Spoja 4:

AN {,Wi\, LS N
mm”wv\g o
{Spoj 4}

i njegovih soli i izomera.
Pripravak nanocestica koja sadrzi lipidnu komponentu koja sadr7i spoj prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva.
Pripravak nanocestica prema zahtjevu 15, naznaCen time, da lipidna komponenta dalje sadrzi: (i) fosfolipid; (ii)
strukturni lipid, i/ili (iii) PEG lipid.
Pripravak nanocestica prema bilo kojem od zahtjeva 15-16, naznafen time, da je strukturni lipid odabran iz
skupine koju ¢ine kolesterol, fekosterol, sitosterol, ergosterol, kampesterol, stigmasterol, brasikasterol, tomatidin,
ursolna kiselina, alfa-tokoferol, smjesu istih.
Pripravak nanodestica prema bilo kojem od zahtjeva 15-17, naznacena time, da nadalje sadrZi terapeutsko i/ili
profilakti¢ko sredstvo; izborno pri ¢emu je terapeutski i/ili profilakti¢ki agens
(1) cjepivo ili spoj koji moZe izazvati imunoloski odgovor;
(ii)) nukleinska kiselina; ili
(iii) ribonukleinska kiselina (RNA), izborno pri ¢emu je RNA odabrana iz skupine koja se sastoji od male
interferiraju¢e RNA (siRNA), asimetri¢ne interferirajuée RNA (aiRNA), mikroRNA (miRNA), RNA supstrata
Dicera (dsRNA), mala ukosna RNA (shRNA), glasnicka RNA (mRNA), i njihove mjesavine.
Farmaceutski pripravak, naznacen time, da sadrzi sastav nanocestica prema bilo kojem od zahtjeva 15-18 i
farmaceutski prihvatljivu podlogu.
Pripravak nanodestica prema bilo kojem od zahtjeva 15-18, naznaCena time, da se koristi u postupku lijecenja
bolesti ili poremecaja u sisavca kojem je to potrebno, izborno pri Cemu je sisavac ¢ovjek.
Pripravak nanodestica za uporabu prema zahtjevu 20, naznacena time §to je bolest ili poremecaj karakteriziran
disfunkcionalnom ili aberantnom aktivnos¢u proteina ili polipeptida, ili gdje je bolest ili poremecaj odabran iz
skupine koju Cine zarazne bolesti, rak i proliferativne bolesti, genetske bolesti , autoimune bolesti, dijabetes,
neurodegenerativne bolesti, kardio- i reno-vaskularne bolesti, i metabolicke bolesti.
Pripravak nanocestica za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 20-21, naznacena time $to sastav nanocestica
sadrZi spoj 4:

o e WA
mﬁx‘ v\ﬂ\f ™ ™ e
o N VN\W&

W%W

Pripravak nanocestica za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 20-22, naznacen time, da se pripravak nanocestica
primjenjuje intravenozno, intramuskularno, intradermalno, supkutano, intranazalno ili inhalacijom.

Pripravak nanocestica za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 20-23, naznacen time, da se sisavcu daje doza od
oko 0,01 mg/kg do oko 10 mg/kg terapeutskog i/ili profilaktickog sredstva.

Pripravak nanolestica za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 20-24, naznacena time §to metoda nadalje
uklju€uje, prije stupnja kontakta ili davanja, prethodnu obradu navedenog sisavca s jednim ili vise dodatnih
spojeva, pri ¢emu prethodna obrada ukljucuje davanje jednog ili vise dodatnih spojeva navedenom sisavcu;
izborno pri ¢emu je navedeni sisavac prethodno tretiran 24 ili manje sata prije stupnja kontakta ili davanja, izborno
oko jedan sat prije stupnja kontakta ili davanja.

Pripravak nanocestica za uporabu prema zahtjevu 25, nazna¢ena time §to je naveden jedan ili vise dodatnih spojeva
odabrano iz skupine koja se sastoji od protuupalnih spojeva, steroida, statina, estradiola, BTK inhibitora, S1P1
agonista, modulatora glukokortikoidnih receptora (GRM), i antihistaminici; izborno pri ¢emu je naveden jedan ili

{Spoj 4],

6
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viSe dodatnih spojeva odabran iz skupine koju Cine deksametazon, metotreksat, acetaminofen, blokator H1
receptora, 1 blokator H2 receptora.

Pripravak nanocestica za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 20-26, naznalena time §to sisavac (a) ima
nedostatak LDLR; (b) nedostatak apoE; i/ili (¢) ima abnormalnu interakciju LDLR-apoE.

Pripravak nanocestica za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 20-26, naznacena time, da sisavac (a) nema LDLR
deficit; (b) nema apoE-deficit; i/ili (¢) ima normalnu interakciju LDLR-apoE.
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