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Patentkrav 

1. Vandig farmasøytisk sammensetning omfattende et enzym som er en 

erstatning for et lysosomalt enzym, en buffer, et overflateaktivt middel og et 

toniseringsmiddel, for anvendelse i en fremgangsmåte omfattende et trinn med å 

administrere en sammensetning intratekalt til et individ som lider av eller er 5 

tilbøyelig for en lysosomal lagringssykdom forbundet med lavt nivå eller lav 

aktivitet av lysosomalenzymet, k a r a k t e r i s e r t  v e d  at sammensetningen 

har en pH-verdi fra 5,5 til 7,0, enzymet foreligger i en konsentrasjon over ca. 10 

mg/ml, og bufferen er opptil 5 mM fosfat. 

2. Sammensetning for anvendelse ifølge krav 1, hvor sammensetningen 10 

administreres i et enkeltdosevolum under 5 mL eller under 3 mL. 

3. Sammensetning for anvendelse ifølge krav 1 eller 2, hvor den intratekale 

administrasjon av sammensetningen ikke fører til noen vesentlig ugunstig virkning i 

individet. 

4. Sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 3, 15 

hvor administrasjonsintervallet er én gang annenhver uke, én gang i måneden eller 

én gang annenhver måned. 

5. Sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av de forutgående 

kravene, hvor den lysosomale lagringssykdom er valgt fra gruppen bestående av 

Hunters syndrom, metakromatisk leukodystrofisykdom (MLD), Sanfilippo-syndrom 20 

type A og globoid celleleukodystrofisykdom (GLD). 

6. Sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1-4, 

hvor erstatningsenzymet valgfritt er valgt fra gruppen bestående av rekombinant 

iduronat-2-sulfatase (I2S), arylsulfatase A (ASA), heparan N-sulfatase (HNS). 

7. Sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av de forutgående 25 

kravene, hvor sammensetningen oppnår en terapeutisk konsentrasjon av det 

lysosomale enzym i de rammede cellene og vevene av CNS, spesielt hjernen. 
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