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1
Patentkrav
1. Forbindelse med formel I:

OH

R7
R1
R8
"
z
AN

R5
hvori:
Rt er C(R?)(R*)(RY);
R? er hydrogen, -OH eller halogen;
R3 er hydrogen, -OH, halogen eller Ci-salkyl;
R* er halogen, Ci-salkyl, aryl eller alkylsykloalkyl;
R3 og R* kan forenes sammen med karbonatomet som de er bundet til for & danne en
sykloalkylring, som eventuelt kan substitueres med ett eller flere halogenatomer;
R® er hydrogen, Ci-salkyl, arylalkyl eller alkylaryl;
Z er valgfri, nar til stede er Z -(CH2)1-s8-, -C(=0)-, -S(=0)2NH-, -S(=0)2-, -C(=S)NH-,
-S(=0)2-CH2-, C(=0)-NH-, -S(=0)2-NR®-, -C(=0)Cz1-salkylen eller -C(=0)CH(NH2)CH:-;
R? er hydrogen eller Ci-salkyl;
R> er hydrogen, Ci-salkyl, aryl, Ci-salkenyl, arylalkyl, alkylaryl eller aminoarylalkyl;
R” er -OH eller halogen; og
R8 er hydrogen, halogen eller Ci-salkyl,
forutsatt at R2 og R3 ikke begge kan veere hydrogen nar R* er et halogen, og nar Z ikke
er til stede, er R7 -OH, og R>, R® og R® er hydrogen;
eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav;
for anvendelse for @ forebygge og/eller behandle en lysosomal lagringsforstyrrelse hos en

pasient som er i risiko for @ utvikle eller f8 samme diagnose.
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2. Forbindelse med formel III:

g1 [e)
T

=

hvori:

Rt er C(R?)(R*)(RY);

R? er hydrogen, -OH eller halogen;

R3 er hydrogen, -OH, halogen eller CHs;

R4 er halogen, -CHs, fenyl, fluorfenyl, metylfenyl, sykloheksylmetyl, hvori, ndr R* er et
halogen, kan ikke badde R2 og R3 vaere hydrogen;

R3 og R* kan forenes sammen med karbonatomet som de er bundet til for 8 danne en

sykloalkylring, som eventuelt kan substitueres med ett eller flere halogenatomer;

R” er -OH eller halogen; og

R® er hydrogen, halogen eller -CHs,

forutsatt at R2 og R3 ikke begge kan veaere hydrogen ndr R* er et halogen, R” er -OH og
R8 er hydrogen;

eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav;

for anvendelse for & forebygge og/eller behandle en lysosomal lagringsforstyrrelse hos en

pasient som er i risiko for @ utvikle eller fa samme diagnose.

3. Forbindelse valgt fra:
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eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav eller en hvilken som helst kombinasjon av to
eller flere derav; for anvendelse for 8 forebygge og/eller behandle en lysosomal

lagringsforstyrrelse hos en pasient som er i risiko for & utvikle eller f& samme diagnose.

4. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 1 som videre omfatter administrering av en

effektiv mengde av minst ett annet terapeutisk middel.

5. Forbindelse for anvendelse ifglge ethvert av de foregdende kravene, hvori den

lysosomale lagringssykdommen er Niemann-Pick-sykdom.

6. Forbindelse for anvendelse ifglge ethvert av kravene 1 til 4, hvori den lysosomale

lagringssykdommen er Gauchers sykdom.
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7. Forbindelse for anvendelse ifglge ethvert av de foregdende kravene, i kombinasjon

med en effektiv mengde av minst ett annet terapeutisk middel.

8. Forbindelse for anvendelse ifglge krav 7, hvori minst ett annet terapeutisk middel er

imiglucerase eller 1,5-(butylimino)-1,5-dideoksy-D-glucitol.
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