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Patentkrav

1. Fusjonsantistoff omfattende:

(a) et fusjonsprotein omfattende aminosyresekvensene til en immunglobulin-
tungkjede og en iduronat-2-sulfatase (IDS), hvori aminosyresekvensen il
iduronat-2-sulfatasen er kovalent bundet til karboksyterminalen (il
aminosyresekvensen til immunoglobulin-tungkjeden; og

(b) en immunglobulin-lettkjede;

hvori fusjonsantistoffet krysser blod-hjernebarrieren (BBB) ved & binde en
insulinreseptor, og kan katalysere den lysosomale fjerningen av sulfatgrupper fra
den sulfaterte alfa-L-iduronsyre-enheten til glykosaminoglykaner dermatansulfat,
heparansulfat og heparin, hvori immunglobulin-tungkjeden er en immunglobulin-
tungkjede av IgG, og hvori aminosyresekvensen til IDS-en omfatter
aminosyresekvensen til SEQ ID NO:9, og hvori aminosyresekvensen il
immunglobulin-lettkjeden omfatter SEQ ID NO:8, og hvori aminosyresekvensen til

immunglobulin-tungkjeden omfatter SEQ ID NO:7.

2. Fusjonsantistoffet ifglge krav 1, hvori fusjonsproteinet til (a) vytterligere
omfatter en linker mellom aminosyresekvensen til iduronat-2-sulfatasen og

karboksyterminalen til aminosyresekvensen til immunoglobulin-tungkjeden.

3. Fusjonsantistoffet ifglge krav 1 eller 2, hvori IDS-en er posttranslasjonalt
modifisert av en sulfatase-modifiserende faktor av type 1 (SUMF1), eventuelt

hvori IDS-en omfatter et formylglysin.

4. Fusjonsantistoffet ifglge hvilke som helst av kravene 1-3, hvori den iduronat-
2-sulfatase-spesifikke aktiviteten til fusjonsantistoffet er minst rundt 10 000

enheter/mg.

5. Farmasgytisk sammensetning omfattende en terapeutisk effektiv mengde av et
fusjonsantistoff ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4, og en farmasgytisk

akseptabel eksipient.

6. Fusjonsantistoff ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4, for anvendelse i en
fremgangsmate for behandling av en iduronat-2-sulfatase-mangel i
sentralnervesystemet hos et individ, der fremgangsmaten omfatter systemisk

administrering av en terapeutisk effektiv mengde av fusjonsantistoffet til individet,
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eventuelt hvori den systemiske administreringen er parenteral, intravengs,
subkutan, intramuskulzer, transnasal, intraarteriell, transdermal eller respiratorisk

administrering.

7. Fusjonsantistoffet for anvendelse ifglge krav 6, hvori minst rundt 10 000
enheter av iduronat-2-sulfatase-aktivitet leveres til hjernen, normalisert per 50 kg
kroppsvekt eller, hvori den terapeutisk effektive dosen omfatter minst rundt 250
000 enheter av iduronat-2-sulfatase-aktivitet eller minst rundt 25 000 enheter,

normalisert per 50 kg kroppsvekt.

8. Isolert polynukleotid som koder for fusjonsantistoffet ifglge hvilke som helst av
kravene 1-4, eventuelt hvori det isolerte polynukleotidet omfatter
nukleinsyresekvensen til SEQ ID NO:14.

9. Vektor omfattende det isolerte polynukleotidet ifglge krav 8.

10. Vertscelle omfattende vektoren ifglge krav 9, eventuelt hvori vertscellen er en

eggstokkcelle fra kinesisk hamster (CHO).
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