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Patentkrav 

 

1. Terapeutisk middel for anvendelse i en fremgangsmåte for å behandle et menneske 

som har en syresfingomyelinasemangel (ASMD), hvori: 

(a) første dose av et terapeutisk middel som har en første konsentrasjon for behandling 5 

av en ASMD administreres til individet; og 

(b) andre dose av det terapeutiske midlet som har en andre konsentrasjon som er lik 

eller større enn den første konsentrasjonen administreres til individet hvis en biologisk 

prøve fra individet er blitt bestemt å ha et nivå av lyso-sfingomyelin (lyso-SPM) som er 

mindre enn eller lik et referansenivå etter administrering av den første dosen, 10 

hvori det terapeutiske midlet omfatter en rekombinant human syresfingomyelinase 

(rhASM), 

hvori den første dosen av det terapeutiske midlet omfatter 0,03 til 1,0 mg/kg av rhASM. 

  

2. Terapeutisk middel for anvendelse i en fremgangsmåte for å behandle et menneske 15 

som har en syresfingomyelinasemangel (ASMD), hvori: 

(a) det andre terapeutiske midlet administreres til individet gjentatte ganger; og 

(b) periodisk måles nivået av lyso-sfingomyelin (lyso-SPM) i en biologisk prøve oppnådd 

etter administrering av en dose av det terapeutiske midlet til individet, hvori en 

reduksjon av nivået av lyso-SPM sammenlignet med et referansenivå indikerer 20 

effektiviteten av det terapeutiske midlet, 

hvori det terapeutiske midlet omfatter en rekombinant human syresfingomyelinase 

(rhASM), 

hvori den første dosen av det terapeutiske midlet omfatter 0,03 til 1,0 mg/kg av rhASM. 

  25 

3. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge krav 2, hvori nivået av lyso-

sfingomyelin (lyso-SPM) måles i en biologisk prøve oppnådd fra tre dager til 4 uker etter 

den siste dosen fra individet og hvori dosen av det terapeutiske midlet er av økende 

konsentrasjon. 

  30 

4. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 3, 

hvori referansenivået er grunnlinjenivået av lyso-SPM til individet før enhver behandling 

med det terapeutiske midlet. 

  

5. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1-3, 35 

hvori hver dose av det terapeutiske midlet administreres to uker etter den forrige dosen 

og har en økende konsentrasjon. 
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6. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge krav 1, hvori hver dose av det 

terapeutiske midlet ved en gitt konsentrasjon administreres minst to ganger. 

  

7. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1-6, 

hvori den biologiske prøven samles før administrering av den neste dosen. 5 

  

8. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1-7, 

hvori den biologiske prøven er helblod, en tørket blodflekk, plasma eller serum. 

  

9. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1-8, 10 

hvori det terapeutiske midlet administreres intravenøst. 

  

10. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1-9, 

hvori en vedlikeholdsdose av det terapeutiske midlet administreres videre, hvori 

vedlikeholdsdosen er lik eller mindre enn den høyeste dosen av det terapeutiske midlet 15 

som tolereres av individet. 

  

11. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge et hvilket som helst av kravene 1-10, 

hvori ASMD er Niemann-Pick sykdom (NPD) type A eller NPD type B. 

  20 

12. Det terapeutiske midlet for anvendelsen ifølge krav 10, hvori en vedlikeholdsdose av 

det terapeutiske midlet administreres omfattende rhASM ved 1, 2 eller 3 mg/kg. 
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