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Patentkrav 

1. Anvendelse av én eller begge av:

5 

et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-polypeptid og 

et polynukleotid som koder for et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-

polypeptid, i fremstillingen av et medikament for anvendelse i en fremgangsmåte 

for behandling av et individ med en synukleinopati, men ikke en klinisk 

diagnostisert lysosomal lagringssykdom, karakterisert ved at polypeptidet eller 10 

polynukleotidet blir administrert i en mengde som er effektiv til å redusere nivået 

av α-synuklein i individets sentrale eller perifere nervesystem, eller begge deler, 

eller i individets lysosomale område. 

2. Anvendelse ifølge krav 1, hvor synukleinopati er en primær synukleinopati.15 

3. Anvendelse ifølge krav 2, hvor synukleinopatien omfatter en eller flere av:

Parkinsons sykdom (PD); sporadisk eller arvelig demens med Lewy-legemer 

(DLB); ren autonom svikt (PAF) med α-synukleindeponering; multippel system-20 

atrofi (MSA); arvelig neurodegenerasjon med jernakkumulering i hjernen; og 

tilfeldig Lewy-legeme-sykdom i høy alder. 

4. Anvendelse ifølge krav 1, hvor synukleinopati er en sekundær synukleinopati.

25 

5. Anvendelse ifølge krav 4, hvor synukleinopati omfatter en eller flere av:

Alzheimers sykdom i Lewy-legeme-variant; Downs syndrom; progressiv 

supranukleær parese; essensiell tremor med Lewy-legemer; familiær 

parkinsonisme med eller uten demens; tau-gen- og progranulin-gen-bundet 30 

demens med eller uten parkinsonisme; Creutzfeldt Jakobs sykdom; bovin 

spongiform encefalopati; sekundær Parkinsons sykdom; parkinsonisme som 

følge av nerurotoksineksponering; legemiddelindusert parkinsonisme med α-

synukleindeponering; sporadisk eller arvelig spinocerebellær ataksi; amyotrofisk 

lateral sklerose (ALS); og idiopatisk REM-søvnatferdsforstyrrelse. 35 
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6. Anvendelse ifølge krav 1, videre omfattende å administrere ett eller flere midler

som forbedrer autofagi av α-synukleinkomplekser, eller et polypeptid som forbedrer 

nedbrytende behandling av α-synukleinkomplekser i lysosomene. 

7. Anvendelse ifølge krav 6, hvor midlet består av en mTOR-inhibitor. 5 

8. Anvendelse ifølge krav 6, hvor midlet omfatter rapamycin eller en rapamycin-

analog. 

9. Anvendelse ifølge krav 6, hvor midlet omfatter en eller flere av everolimus,10 

cyklosporin, FK506, hsc70, N-oktyl-4-epi-β-valienamin og glycerol. 

10. Anvendelse ifølge krav 6, hvor midlet omfatter et lite molekyl, et stort molekyl, et

peptid, et antistoff, en nukleinsyre, eller et biologisk aktivt fragment derav. 

15 

11. Én av eller begge av

et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-polypeptid, og 

et polynukleotid som koder for et syre-beta-glucocerebroasidase (GBA)-polypeptid, 

for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av en synukleinopati som ikke er 

klinisk diagnostisert lysosomal lagringssykdom. 20 

12. Anvendelse av én eller begge av:

et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-polypeptid og 

et polynukleotid som koder for et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-25 

polypeptid, i fremstillingen av et medikament for anvendelse i en fremgangsmåte 

for behandling av et individ med en hvilken som helst ene eller flere av: 

Parkinsons sykdom (PD); sporadisk eller arvelig demens med Lewy-legemer 

(DLB); ren autonom svikt (PAF) med α-synukleindeponering; multippel system 

atrofi (MSA); arvelig neurodegenerasjon med jernakkumulering i hjernen; 30 

tilfeldig Lewy-legeme-sykdom i høy alder; Alzheimers sykdom i Lewy-legeme-

variant; Downs syndrom; essensiell tremor med Lewy-legemer; familiær 

parkinsonisme med eller uten demens; tau-gen- og progranulin-gen-bundet 

demens med eller uten parkinsonisme; Creutzfeldt Jakobs sykdom; bovin 

spongiform encefalopati; sekundær Parkinsons sykdom; parkinsonisme som 35 

følge av neurotoksineksponering; legemiddelindusert parkinsonisme med α-

synukleindeponering; sporadisk eller arvelig spinocerebellær ataksi; amyotrofisk 

lateral sklerose (ALS); og idiopatisk REM-søvn-adferdsforstyrrelse, hvor 
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polypeptidet eller polynukleotidet blir administrert i en mengde effektiv til å 

redusere et nivå av α-synuklein i individets sentrale eller perifere nervesystem, 

eller begge deler, eller i individets lysosomale område. 

13. Én av eller begge av5 

et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-polypeptid, og 

et polynukleotid som koder for et syre-beta-glukocerebrosidase (GBA)-

polypeptid, for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av Parkinsons 

sykdom (PD); sporadisk eller arvelig demens med Lewy-legemer (DLB); ren 10 

autonom svikt (PAF) med α-synukleindeponering; multippel system atrofi 

(MSA); arvelig neurodegenerasjon med jernakkumulering i hjernen; tilfeldig 

Lewy-legeme-sykdom i høy alder; Alzheimers sykdom i Lewy-legeme-variant; 

Downs syndrom; essensiell tremor med Lewy-legemer; familiær parkinsonisme 

med eller uten demens; tau-gen- og progranulin-gen-bundet demens med eller 15 

uten parkinsonisme; Creutzfeldt Jakobs sykdom; bovin spongiform encefalopati; 

sekundær Parkinsons sykdom; parkinsonisme som følge av neurotoksin-

eksponering; legemiddelindusert parkinsonisme med α-synukleindeponering; 

sporadisk eller arvelig spinocerebellær ataksi; amyotrofisk lateral sklerose 

(ALS); eller idiopatisk REM-søvn-atferdsforstyrrelse. 20 
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