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PATENTKRAV 

 

1. Biologisk aktivt middel som er i stand til å øke den intracellulære 
konsentrasjonen av Hsp70 ved å forsterke Hsp70-genuttrykking, der nevnte 
biologisk aktive middel er et hydroksylaminderivat, for anvendelse i behandlingen 5 
av en lysosomal lagringsforstyrrelse. 
 
2. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 1,  
der nevnte biologisk aktive middel er i stand til å forsterke Hsp70-genuttrykking 
med et ledsagende stress. 10 
 
3. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 1,  
der nevnte biologisk aktive middel er et farmasøytisk akseptabelt salt av et 
hydroksylaminderivat valgt fra gruppen som består av bimoclomol, eller en 
strukturell analog derav, arimoclomol og BGP-15. 15 
 
4. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 1,  
der nevnte biologisk aktive middel er i en doseringsform som omfatter et 
hydroksylaminderivat valgt fra gruppen som består av bimoclomol, arimoclomol, 
BRX-220, BRX-345 og BGP-15, slik som kapsler, tabletter, trokéer, dispersjoner, 20 
suspensjoner, løsninger, kremer, salver, emulsjoner, geler, lotion, deiger og 
aerosoler. 
 
5. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 1,  
der nevnte biologisk aktive middel er et hydroksylaminderivat som er valgt fra 25 
gruppen som består av bimoclomol, arimoclomol, BRX-220, BRX-345 og BGP-15, 
og nevnte hydroksylaminderivat skal bli administrert ved en daglig dosering på 1 
mikrogram til 100 milligram per kilogram kroppsvekt. 
 
6. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 1,  30 
der nevnte biologisk aktive middel er et hydroksylaminderivat som er valgt fra 
gruppen som består av bimoclomol, arimoclomol, BRX-220, BRX-345 og BGP-15, 
og nevnte hydroksylaminderivat skal bli administrert ved enteral administrering, 
slik som oral administrering, intrarektal administrering og administrering ved 
gastro- eller duodenalforingsslange. 35 
 
7. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge ethvert av de foregående krav,  
der nevnte lysosomale lagringsforstyrrelse er valgt fra gruppen som består av 
Niemann-Pick sykdom, Farber sykdom, Krabbe sykdom, Fabry sykdom, Gaucher 
sykdom, sialidose, metakromatisk leukodystrofi og saposin-mangel. 40 
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8. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 7,  
der nevnte Niemann-Pick sykdom er valgt fra gruppen som består av Niemann-Pick 
sykdom type A, Niemann-Pick sykdom type B, Niemann-Pick sykdom type C og 
Niemann-Pick sykdom type D. 5 
 
9. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge ethvert av kravene 1 til 6,  
der nevnte lysosomale lagringsforstyrrelse er en lipidlagringsforstyrrelse, slik som 
en lipidlagringsforstyrrelse som er valgt fra gruppen bestående av sfingolipidoser, 
gangliosidoser og leukodystrofier. 10 
 
10. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge ethvert av kravene 1 til 6,  
der nevnte lysosomale lagringsforstyrrelse er valgt fra gruppen som består av 
mukopolysakkaridoser, glykoproteinlagringsforstyrrelser og mukolipidoser. 
 15 
11. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge ethvert av de foregående krav,  
der nevnte biologisk aktive middel skal bli administrert i kombinasjon med minst én 
annen behandlingsmodalitet for en lysosomal lagringsforstyrrelse. 
 
12. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 11,  20 
der nevnte minst ene andre behandlingsmodalitet for en lysosomal 
lagringsforstyrrelse er enzymerstatningsterapi (ERT). 
 
13. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 12,  
der nevnte enzymerstatningsterapi er valgt fra gruppen som består av imiglucerase, 25 
miglustat, agalsidase-beta og agalsidase-alfa. 
 
14. Biologisk aktivt middel for anvendelse ifølge krav 11,  
der nevnte minst ene andre behandlingsmodalitet er valgt fra gruppen som består av 
substratreduksjonsterapi, transplantasjon slik som benmargstransplantasjon, 30 
ryggmargsblodtransplantasjon og stamcelletransplantasjon, kortikosteroider, 
smertestillende midler, og symptomatisk og understøttende terapi slik som fysisk 
terapi. 
 
15. Anvendelse av et biologisk aktivt middel som er i stand til å øke den 35 
intracellulære konsentrasjonen av Hsp70 ved å forsterke Hsp70-genuttrykking, der 
nevnte biologisk aktive middel er et hydroksylaminderivat, for fremstillingen av et 
medikament for behandlingen av en lysosomal lagringsforstyrrelse.
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