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Patentkrav 

 

1. Et første terapeutisk middel som representeres ved den følgende strukturformel:  

 5 

 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ved behandling av 

Gauchers sykdom, 

hvor nevnte behandling omfatter administrering av en effektiv mengde av det første 

terapeutiske middel i kombinasjon med en effektiv mengde av et andre terapeutisk 10 

middel som er effektivt ved behandling av Gauchers sykdom. 

  

2. Anvendelsen av et første terapeutisk middel som representeres ved den følgende 

strukturformel:  

 15 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, i fremstillingen av et medikament for 

anvendelse ved behandling av Gauchers sykdom, 

hvor nevnte behandling omfatter administrering av en effektiv mengde av det første 

terapeutiske middel i kombinasjon med en effektiv mengde av et andre terapeutisk 

middel som er effektivt ved behandling av Gauchers sykdom. 20 

  

3. Forbindelse for anvendelse ifølge krav 1 eller for anvendelse ifølge krav 2, hvor det 

andre terapeutiske middel er valgt fra glukocerebrosidase, analoger av 

glukocerebrosidase, inhibitorer av glukosylceramidsyntase, og molekylære chaperoner 

som binder til glukocerebrosidase og gjenoppretter dens korrekte konformasjon. 25 
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4. Forbindelse for anvendelse ifølge krav 1 eller for anvendelse ifølge krav 2, hvor det 

andre terapeutiske middel er imiglucerase, isofagomin, miglustat, taliglucerase-alfa 

eller velaglucerase-alfa. 

  

5. Et første terapeutisk middel som representeres ved den følgende strukturformel:  5 

 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ved behandling av Fabrys 

sykdom, 

hvor nevnte behandling omfatter administrering av en effektiv mengde av det første 

terapeutiske middel i kombinasjon med en effektiv mengde av et andre terapeutisk 10 

middel som er effektivt ved behandling av Fabrys sykdom. 

  

6. Anvendelse av et første terapeutisk middel som representeres ved den følgende 

strukturformel:  

 15 

eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, i fremstillingen av et medikament for 

anvendelse ved behandling av Fabrys sykdom, 

hvor nevnte behandling omfatter administrering av en effektiv mengde av det første 

terapeutiske middel i kombinasjon med en effektiv mengde av et andre terapeutisk 

middel som er effektivt ved behandling av Fabrys sykdom. 20 

  

7. Forbindelse for anvendelse ifølge krav 5, eller for anvendelse ifølge krav 6, hvor det 

andre terapeutiske middel er valgt fra α-galaktosidase A, analoger av α-galaktosidase 

A, og molekylære chaperoner som binder α-galaktosidase A og gjenoppretter dens 

korrekte konformasjon. 25 
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8. Forbindelse for anvendelse ifølge krav 5, eller for anvendelse ifølge krav 6, hvor det 

andre terapeutiske midlet er migalastat, agalsidase-beta eller agalsidase-alfa. 

  

9. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 

til 8, hvor det første terapeutiske middel administreres som hemitartrat-salt. 5 

  

10. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge krav 9, hvor nevnte salt er 

amorft, eller i det minste 70 vekt% av nevnte salt er krystallinsk. 

  

11. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge krav 9, hvor minst 70 vekt% av 10 

saltet foreligger i en enkelt krystallinsk form. 

  

12. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge krav 11, hvor den eneste 

krystallinske form er karakterisert ved en, to, tre, fire eller fem større røntgen-

pulverdiffraksjonstopper ved 2 θ vinkler på 5,1°, 6,6°, 10,7°, 11,0°, 15,9° og 21,7°. 15 

  

13. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge krav 11, hvor den eneste 

krystallinske form er karakterisert ved røntgenpulverdiffraksjonstopper ved 2 θ 

vinkler på 5,1°, 6,6°, 10,7°, 11,0°, 13,3°, 15,1°, 15,9°, 16,5°, 17,6°, 18,6°, 18,7°, 19,0°, 

20,2°, 21,7° og 23,5°. 20 

  

14. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge krav 11, hvor den eneste 

krystallinske form er karakterisert ved røntgenpulverdiffraksjonsmønsteret til figur 1. 

  

15. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 25 

1 til 14, hvor behandling med det første terapeutiske middel startes etter behandling 

over en periode på minst ti uker med det andre terapeutiske middel. 

  

16. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 

1 til 14, hvor behandling med det første terapeutiske middel startes etter behandling 30 

med det andre terapeutiske middel og hvor behandling med det første terapeutiske 

middel er initiert etter at individets blodplatetall er lik eller større enn 100.000 mm
3
; 

hemoglobinkonsentrasjonen er lik eller større enn 11 g/dl (hunn) eller 12 g/dl (hann); 

og/eller individets miltvolum er mindre enn eller lik 10 multipler av normalen og 

levervolumet er mindre enn eller lik 1,5 multipler av normalen. 35 
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17. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge krav 15 eller 16, hvor 

behandling med det andre terapeutiske middel avsluttes etter initiering av behandling 

med det første terapeutiske middel. 

  

18. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 5 

1 til 17, hvor nevnte behandling omfatter administrering av det første terapeutiske 

middel på en to ganger daglig dose på fra 25 milligram til 200 milligram. 

  

19. Forbindelse for anvendelse, eller anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 

1 til 18, hvor nevnte behandling omfatter administrering av det første terapeutiske 10 

middel på en to ganger daglig dose på 50 milligram. 
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