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Patentkrav

1. Forbindelse av formel I:

OH

eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, hvor R er COOH eller CH,OH.

5 2. Forbindelse ifglge krav 1, hvor R er CH,OH.
3. Forbindelse ifglge krav 1, hvor R er COOH.
4. Farmasgytisk sammensetning omfattende:

en forbindelse av formel I, ifglge krav 1; og

et farmasgytisk akseptabelt baeremiddel eller adjuvant.

i0 5. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 4, hvor forbindelsen av formel I

har strukturen:
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6. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 4, hvor forbindelsen av formel I
har strukturen:
M
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O O OH
OH .
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7. Farmasgytisk sammensetning ifglge et hvilket som helst av kravene 4 til 6,
videre omfattende et ytterligere middel valgt fra et mukolytisk middel, en
bronkodilator, et antibiotikum, et anti-invektivt middel, et anti-inflammatorisk

middel, en CFTR modulator eller et naeringsmiddel.

8. Forbindelse av formel I ifglge krav 1 for anvendelse ved behandling eller
demping av alvorligheten av en sykdom i en pasient, hvor nevnte sykdom er valgt
fra cystisk fibrose, astma, rgykingsindusert KOLS, kronisk bronkitt, rhinosinusitt,
forstoppelse, pankreatitt, pankreatisk insuffisiens, ufruktbarhet hos menn
fordrsaket av kongenitalt bilateralt fraveer av vas deferens (CBAVD), mild pulmonal
sykdom, idiopatisk pankreatitt, allergisk bronkopulmonal aspergillosis (ABPA),
leversykdom, arvelig emfysem, arvelig hemokromatose, koaguleringsfibrinolyse-
defisiens s& som protein C-defisiens, Type I arvelig angiogdem, lipidprosesserings-
defisiens, s& som familial hyperkolesterolemi, Type I chylomikroderma,
abetalipoproteinemi, lysosomale lagringssykdommer, s& som I-celle-sykdom/
pseudo-Hurler, mukopolysakkaridose, Sandhof/Tay-Sachs, Crigler-Najjar type II,
polyendokrinopati/hyperinsulinemi, Diabetes mellitus, Laron dvergvekst,
myeloperoksydase-defisiens, primaer hypoparatyroidi, melanom, glykanose CDG
type I, kongenital hypertyroidi, osteogenesis imperfekta, arvelig hypofibrino-
genemia, ACT-defisiens, Diabetes insipidus (DI), nevrohypofyseal DI, nefrogenisk
DI, Charcot-Marie Tooth-syndrom, Pelizaeus-Merzbacher-sykdom, nevrodegener-
ative sykdommer s& som Alzheimers sykdom, Parkinsons sykdom, amyotrofisk
lateral sklerose, progressiv supranukleaer palsi, Picks sykdom, alvorlige poly-
glutamin nevrologiske lidelser s som Huntington, spinocerebrellar ataksi type I,
spinal og bulbar muskulzr atrofi, dentatorubral pallidoluysisk atrofi, og myotonisk
dystrofi samt spongiforme encefalopatier s& som arvelig Creutzfeldt-Jacob-sykdom
(grunnet prion-protein prosesseringsdefekt), Fabry sykdom, Gerstmann-Straussler-

Scheinker-syndrom, KOLS, tgrt-gye-sykdom eller Sjégrens sykdom.

9. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 8, hvor forbindelsen av Formel I har
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10. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 8, hvor forbindelsen av formel I har
strukturen:
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11. Forbindelse for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 8 til 10,

hvor nevnte sykdom er cystisk fibrose.

12,

Sett for anvendelse ved maling av aktiviteten av CFTR eller et fragment

derav i en biologisk prgve in vitro eller in vivo, omfattende:

13.

14.

i. en sammensetning omfattende en forbindelse av formel I ifglge krav
1; og
ii. instruksjoner for:
a. & sette sammensetningen i kontakt med den biologiske
prgven; og

b. & male aktiviteten av nevnte CFTR eller et fragment derav.

Sett ifglge krav 12, ytterligere omfattende instruksjoner for:

i. & sette en ytterligere forbindelse i kontakt med den biologiske
prgven;

ii. & male aktiviteten av nevnte CFTR eller et fragment derav ved
naerveer av nevnte ytterligere forbindelse; og

iii. & sammenligne aktiviteten av CFTR eller et fragment derav ved
neerveer av den ytterligere forbindelsen med aktiviteten av CFTR eller
et fragment derav ved narvaer av nevnte sammensetning

omfattende en forbindelse av formel I ifglge krav 1.

Sett ifglge krav 13, hvor:
trinnet med sammenligning av aktiviteten av nevnte CFTR eller et fragment

derav gir et mal for tettheten av nevnte CFTR eller et fragment derav.
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15. Sett ifglge et hvilket som helst av kravene 12 til 14, hvor forbindelsen av
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formel I har strukturen:
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16. Sett ifglge krav 12 til 14, hvor forbindelsen av formel I har strukturen:
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