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Patentkrav

1. Preparat omfattende en mengde av et MASP-3-inhiberende middel som er
effektivt til 8 inhibere MASP-3 avhengig komplementaktivering for anvendelse ved
behandling av et individ som lider av paroksysmal nattlig hemoglobinuri (PNH), hvor
nevnte MASP-3-inhiberende middel er et monoklonal MASP-3 antistoff eller fragment
derav som spesifikt binder til en del av humant MASP-3 (SEK ID NR: 8).

2. Preparat ifglge krav 1, hvori preparatet videre omfatter minst ett av: et MASP-
1-inhiberende middel, et MASP-2-inhiberende middel, en kombinasjon av et MASP-1-
inhiberende middel og et MASP-2-inhiberende middel, og/eller en terminal

komplementinhibitor som hemmer spaltning av komplementprotein C5.

3. Preparat for anvendelse ifglge krav 2, hvori det MASP-1-inhiberende middel er
minst ett av:

(i) et MASP-1 monoklonalt antistoff eller et fragment derav, som spesifikt
binder til en del av SEK ID NR: 10;

(ii) et MASP-1-inhiberende middel som spesifikt binder til en del av MASP-1
med en affinitet p& minst 10 ganger stgrre enn det binder til MASP-3 (SEK ID NR: 8);
og/eller

(iii) et MASP-1-inhiberende middel som spesifikt binder til serinprotease-
domenet til MASP-1 (aa 449-694 med SEK ID NR: 10).

4, Preparat for anvendelse ifglge krav 2, hvori det MASP-2-inhiberende middelet
er et MASP-2 monoklonalt antistoff, eller fragment derav som spesifikt binder til en del
av SEK ID NR: 5.

5. Preparat for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-4, hvori
preparatet gker overlevelsen av rgde blodlegemer i et individ som utviser ett eller flere
symptomer valgt fra gruppen bestdende av (i) under normale nivder av hemoglobin, (
i) under normale nivaer av blodplater, (iii) over normale nivaer av retikulocytter, og
(iv) over normale niver av bilirubin; eventuelt hvor individet tidligere har
gjennomgatt, eller er for navaerende under behandling med en terminal

komplementinhibitor som hemmer spaltning av komplementprotein C5.

6. Preparat for anvendelse ifglge krav 2, hvori den terminale

komplementinhibitoren er et humanisert anti-C5 antistoff eller antigenbindende
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fragment derav, eller hvor inhibitoren er eculizumab.

7. Preparat ifglge krav 1, hvor det MASP-3 monoklonale antistoffet eller
fragmentet derav er valgt fra gruppen bestdende av et rekombinant antistoff, et
antistoff som har redusert effektorfunksjon, et kimaart og et humanisert eller humant

antistoff.

8. Preparat ifglge krav 1, hvori preparatet er formulert for systemisk tilfgrsel, slik
som for levering subkutant, intra-muskulaert, intravengst, intra-arterielt eller som et

inhaleringsmiddel.

9. Preparat ifglge krav 1, omfattende en mengde av et MASP-3-inhiberende
middel som er effektivt for 8 gke overlevelsen av rgde blodlegemer i et individ som

lider av paroksysmal nattlig hemoglobinuri (PNH).

10. Preparat for anvendelse som angitt i krav 9, som videre omfatter et MASP-2-

inhiberende middel.
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