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Patentkrav

1. Sammensetning omfattende renset rekombinant iduronat-2-sulfatase (I2S) 

som har aminosyresekvensen SEQ ID NO: 1, hvor det rensede rekombinante I2S 

omfatter minst 70% konversjon av cysteinresiduet tilsvarende Cys59 av SEQ ID 

NO: 1, til et Cα-formylglycin (FGly), og hvor det rensede rekombinante I2S 5

inneholder mindre enn 150 ng/mg vertscelleprotein (HCP).

2. Sammensetning ifølge krav 1, hvor det rensede rekombinante I2S-protein:

i. inneholder minst 10% bis-fosforylerte oligosakkarider per molekyl;

ii. inneholder gjennomsnittlig minst 16 sialinsyrer per molekyl;

iii. er karakterisert ved et glykankart omfattende sju eller færre 10

toppgrupper valgt fra toppgruppene som indikerer nøytralt (toppgruppe 1), mono-

sialylert (toppgruppe 2), di-sialylert (toppgruppe 3), monofosforylert (toppgruppe 

4), tri-sialylert (toppgruppe 5), tetra-sialylert (toppgruppe 6) eller difosforylert 

(toppgruppe 7) I2S-protein;

iv. har spesifikk aktivitet på minst 40 U/mg som bestemt ved et in vitro 15

sulfatfrigjørings aktivitetsassay som bruker heparin-disakkarid som substrat; eller

v. har spesifikk aktivitet på minst 20 U/mg som bestemt med et in vitro 

4-MUF-SO4 til 4-MUF konversjonsassay.

3. Sammensetning ifølge krav 1 eller krav 2, hvor det rensede rekombinante 

I2S-protein inneholder mindre enn 100 ng/mg HCP.20

4. Sammensetning ifølge krav 1 eller krav 2, hvor det rensede rekombinante 

I2S-protein inneholder mindre enn 80 ng/mg HCP.

5. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S inneholder minst 50% bis-fosforylerte oligosakkarider 

per molekyl.25

6. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S-protein har spesifikk aktivitet på minst 50 U/mg som 

bestemt ved in vitro sulfatfrigjøring aktivitetsassay ved å bruke heparindisakkarid 

som substrat.

7. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 30

rensede rekombinante I2S-protein har spesifikk aktivitet på minst 60 U/mg som 
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bestemt ved et in vitro sulfatfrigjøring aktivitetsassay som bruker heparindisakkarid 

som substrat.

8. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S-protein har en spesifikk aktivitet på minst 30 U/mg som 

bestemt ved et in vitro 4-MUF-SO4 til 4-MUF konversjonsassay.5

9. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S-protein har en spesifikk aktivitet på minst 40 U/mg som 

bestemt med et in vitro 4-MUF-SO4 til 4-MUF konversjonsassay.

10. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S-protein har en spesifikk aktivitet på minst 50 U/mg som 10

bestemt med et in vitro 4-MUF-SO4 til 4-MUF konversjonsassay.

11. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S-protein har en spesifikk aktivitet på minst 60 U/mg som 

bestemt med et in vitro 4-MUF-SO4 til 4-MUF konversjonsassay.

12. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 15

rensede rekombinante I2S omfatter minst 75% konversjon av cysteinresiduet 

tilsvarende Cys59 av SEQ ID NO: 1 til Cα-formylglycin (FGly).

13. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av de foregående krav, hvor det 

rensede rekombinante I2S omfatter minst 85% konversjon av cysteinresiduet 

tilsvarende Cys59 av SEQ ID NO: 1 til Cα-formylglycin (FGly).20

14. Sammensetning ifølge et hvilket som helst av kravene 1 – 13 for anvendelse 

ved behandling av Hunters syndrom.
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