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Patentkrav  

 

1. Farmasøytisk formulering omfattende en isolert human rekombinant 

lysosomal sur lipase (rhLAL) i kombinasjon med en farmasøytisk akseptabel 

bærer, tynner eller eksipient, der hLAL omfatter én eller flere N-5 

glykanstrukturer, hvori rhLAL er N-bundet glykosylert ved Asn15, Asn80, Asn140, 

Asn252 og Asn300 ifølge SEQ ID NO: 2, og hvori den farmasøytiske formuleringen 

er en vandig oppløsning som har en pH mellom 5,6 og 6,2 eller en pH på 

5,9 ± 0,2. 

   10 

2. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL omfatter en N-

glykanstruktur omfattende en fosforylert mannose ved Asn80, Asn140 eller Asn252 

ifølge SEQ ID NO: 2. 

   

3. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 2, hvori rhLAL omfatter en N-15 

glykanstruktur omfattende en fosforylert mannose ved Asn80; eventuelt hvori 

minst 30 % av N-glykanstrukturene assosiert med Asn80 har en fosforylert 

mannose eller hvori rhLAL omfatter en N-glykanstruktur omfattende en 

bisfosforylert mannose ved Asn80. 

   20 

4. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 2, hvori rhLAL omfatter en N-

glykanstruktur omfattende en fosforylert mannose (M6P) ved Asn140; eventuelt 

hvori mellom 10 % og 50 % av N-glykanstrukturene assosiert med Asn140 

omfatter en M6P. 

   25 

5. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 2, hvori rhLAL omfatter en N-

glykanstruktur omfattende en fosforylert mannose (M6P) ved Asn252; eventuelt 

hvori minst 50 % av N-glykanstrukturene ved Asn252 omfatter en M6P. 

   

6. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL omfatter en N-30 

glykanstrukturen omfattende en høymannosegruppe ved Asn80 eller Asn252. 

   

7. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 6, hvori høymannosegruppen 

omfatter 6, 7, 8, 9 eller 10 mannoser; eventuelt hvori rhLAL omfatter en N-

glykanstruktur omfattende 7, 8 eller 9 mannoser ved Asn80 eller ved Asn252. 35 
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8. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL omfatter en N-

glykanstruktur omfattende en terminal galaktose ved Asn15, Asn140 eller Asn300; 

eventuelt hvori 2 % til 10 % av N-glykanstrukturene assosiert med Asn15 

omfatter en terminal galaktose; eventuelt hvori mindre enn 5 % av N-

glykanstrukturene assosiert med Asn140 omfatter en terminal galaktose; eller 5 

eventuelt hvori rhLAL omfatter en terminal galaktose ved Asn300. 

   

9. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori Asn51 av rhLAL er 

uglykosylert. 

   10 

10. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL omfatter N-

glykanstrukturer uten xylose, og mindre enn 15 % av N-glykanstrukturene 

inneholder sialsyre. 

   

11. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL ikke inneholder 15 

fukose. 

   

12. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL er et polypeptid 

eller en blanding av polypeptider med en aminosyresekvens valgt fra gruppen 

bestående av SEQ ID NO: 2, SEQ ID NO: 3, SEQ ID NO: 4 og SEQ ID NO: 19. 20 

   

13. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL omfatter en N-

bundet glykosyleringsprofil som følger:  

a) ved Asn15, GlcNAc4Man3GlcNAc2, eller 

Gal1 GlcNAc4Man3GlcNAc2; 25 

b) ved Asn80, Phos2Man7GlcNAc2; 

c) ved Asn140, Phos1Man6GlcNAc2, 

GlcNAc1Phos1Man6GlcNAc2; 

Man3GlcNAc2; 

GlcNAc2Man3GlcNAc2; 30 

GlcNAc3Man3GlcNAc2; 

GlcNAc4Man3GlcNAc2 eller 

Gal1 GlcNAc4Man3GlcNAc2; 

d) ved Asn252, Man7GlcNAc2, 

Man8GlcNAc2, 35 

Man9GlcNAc2, 

Phos1Man8GlcNAc2 eller 
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Phos1Man9GlcNAc2; og 

e) ved Asn300, GlcNAc2Man3GlcNAc2, 

GlcNAc3Man3GlcNAc2, 

GlcNAc4Man3GlcNAc2, 

Gal1GlcNAc4Man3GlcNAc2, 5 

GlcNAc5Man3GlcNAc2, 

Gal1GlcNAc5Man3GlcNAc2, 

GlcNAc6Man3GlcNAc2 eller 

Gal1GlcNAc6Man3GlcNAc2, 

hvori Man = mannose, 10 

GlcNAc = N-acetylglukosamin 

Phos = fosfat 

Gal = galaktose. 

   

14. Den farmasøytiske formuleringen ifølge krav 1, hvori rhLAL er produsert i en 15 

kimbanetransgen fugl; eventuelt hvori rhLAL er produsert av en eggledercelle til 

den kimbanetransgene fuglen; og eventuelt hvori fuglen er en kylling. 

   

15. Den farmasøytiske formuleringen ifølge et hvilket som helst av foregående 

kravene, hvori den farmasøytiske formuleringens pH er 5,9 ± 0,2. 20 

   

16. Den farmasøytiske formuleringen ifølge et hvilket som helst av de 

foregående kravene, hvori den farmasøytiske formuleringen omfatter en 

eksipient egnet for formulering for intravenøs infusjon eller injeksjonon valgt fra 

trinatriumcitratdehydrat, sitronsyre og humant serumalbumin. 25 
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