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Patentkrav

1. En forbindelse representert ved de fglgende strukturformel,

eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav.

2. Forbindelse ifglge krav 1, for anvendelse i behandling av en lysosomal lagringssykdom.

3. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 2, hvor den lysosomale lagringssykdommen

resulterer av en defekt i glycosphingolipid-veien.

4. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 3, hvor den lysosomale lagringssykdommen er
valgt fra gruppen bestdende av Gaucher, Fabry, Gui-gangliosidose, Gm2 Aktivatormangel,
Tay-Sachs og Sandhoff.

5. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 4, hvor den lysosomale lagringssykdommen er

Fabry.

6. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 4, hvor den lysosomale lagringssykdommen er

Gaucher type 2 eller type 3.

7. Forbindelse for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 2 til 6, hvor nevnte
anvendelse videre omfatter trinnet av & administrere til subjektet en terapeutisk effektiv

mengde av et lysosomalt enzym.

8. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 7, hvor det lysosomale enzymet er valgt fra
gruppen bestdende av glucocerebrosidase, alfa-galactosidase A, Hexosaminidase A,

Hexosaminidase B og Gmi-ganglioside-B-galactosidase.

9. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 8, hvor det lysosomale enzymet er alfa-

galactosidase A.
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10. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 8, hvor det lysosomale enzymet er

glucocerebrosidase.

11. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 7, hvor fgr behandling subjektet har forhgyede

nivaer av et lysosomalt substrat.

12. Forbindelse ifglge krav 1 for anvendelse i behandling av en sykdom eller lidelse
formidlet av glucosylceramide-synthase (GCS) eller en sykdom eller lidelse der GCS er

involvert, hvor nevnte sykdom eller lidelse er kreft eller en metabolsk forstyrrelse.
13. Fremgangsmate for & indusere redusert glucosylceramide-synthase-katalytisk
aktivitet i en celle, in-vitro, omfattende 8 bringe cellen i kontakt med en effektiv mengde

av en forbindelse ifglge krav 1.

14. Farmasgytisk sammensetning omfattende en forbindelse ifglge krav 1 og i det minste

en farmasgytisk akseptabel bzerer.

15. Forbindelse ifglge krav 1, for anvendelse i terapi.
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