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Patentkrav 

1. Rekombinant human lysosomal sur lipase (LAL) for bruk i behandling av en

human pasient som lider av LAL-mangel, ved administrering til den humane 

pasienten, hvori administreringen er tilstrekkelig til å normalisere serumnivåene 5 

til en levertransaminase hos den humane pasienten og å redusere leverskade 

hos den humane pasienten, og hvori den rekombinante humane LAL-en er for 

administrering til den humane pasienten mellom én gang hver 7. dag og én dag 

hver 30. dag. 

10 

2. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

levertransaminasen er valgt fra gruppen bestående av en 

serumaspartattransaminase (AST) og en alanintransaminase (ALT). 

3. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 2, hvori15 

levertransaminasen er AST. 

4. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 2, hvori

levertransaminasen er ALT. 

20 

5. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å minimere hepatomegali. 

6. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å øke serumhemoglobinnivåer. 25 

7. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å redusere leverstørrelse. 

8. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori30 

administreringen er tilstrekkelig til å redusere serumferritinnivåer. 

9. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den

rekombinante humane LAL-en administreres én gang hver 7. dag. 

35 

10. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den

rekombinante humane LAL-en administreres én gang hver 14. dag. 
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11. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den humane

pasienten lider av Wolmans sykdom. 

12. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den humane 5 

pasienten lider av kolesterylesterlagringssykdom. 

13. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den

rekombinante humane LAL-en omfatter minst ett mannose- eller mannose-6-

fosfat. 10 

14. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori mengden av

rekombinant human LAL som er tilstrekkelig for å normalisere serumnivåene til 

en levertransaminase, er ca. 1 mg per kilo kroppsvekt til den humane pasienten. 

15 

15. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å oppnå en halveringstid (t1/2) for LAL som er 

mindre enn 20 minutter. 

16. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori20 

administreringen er tilstrekkelig til å oppnå en halveringstid (t1/2) for LAL på ca. 

6, 7, 8, 9, 10, 11, 12, 13, 14, 15, 16 eller 17 minutter. 

17. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å oppnå en Cmax på 200 ng/ml til 1500 ng/ml. 25 

18. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å oppnå en Cmax på 200 ng/ml til 800 ng/ml. 

19. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den30 

rekombinante humane LAL-en administreres intravenøst. 

20. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 19, hvori

administreringen foregår ved infusjon. 

35 

21. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 20, hvori infusjonen

varer i én til fire timer. 
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22. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori

administreringen er tilstrekkelig til å redusere lymfadenopati. 

23. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, hvori den humane 5 

pasienten er mindre enn 1 år, og administreringen er tilstrekkelig til å øke 

veksthastighet hos den humane pasienten. 

24. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 1, ytterligere

omfattende administrering av et andre terapeutisk middel. 10 

25. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 24, hvori det andre

terapeutiske middelet er et kolesterolsenkende legemiddel. 

26. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 25, hvori det15 

kolesterolsenkende legemiddelet er et statin. 

27. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 25, hvori det

kolesterolsenkende legemiddelet er ezetimib. 

20 

28. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 24, hvori det andre

terapeutiske middelet er et immunosuppresivt middel. 

29. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 24, hvori det andre

terapeutiske middelet er et antihistamin. 25 

30. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 29, hvori

antihistaminet er difenhydramin. 

31. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 30, hvori30 

antihistaminet administreres før LAL-en administreres i en dose på 1 mg til 5 mg 

per kilo kroppsvekt til den humane pasienten. 

32. Den rekombinante humane LAL-en for bruk ifølge krav 30, hvori

antihistaminet administreres mellom 20 og 90 minutter før administreringen av 35 

rekombinant human LAL. 
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33. Bruk av en rekombinant human lysosomal sur lipase (LAL) i fremstillingen av

et medikament for å behandle en human pasient som lider av LAL-mangel ved å 

normalisere serumnivåene til en levertransaminase hos den humane pasienten 

og å redusere leverskade hos den humane pasienten, og hvori den rekombinante 

humane LAL-en er for administrering til den humane pasienten mellom én gang 5 

hver 7. dag og én dag hver 30. dag som definert i et hvilket som helst av 

kravene 1 til 32. 
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