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Patentkrav  
 

1.  Rekombinant humant α-galaktosidase-A (rhAGA)-protein, med: 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 11 som er bis-

mannose-6-fosforylerte oligosakkarider som er større enn 9%; 5 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 3 som er mono-

sialylerte oligosakkarider uten fukose som er mellom 0,1% og 1,6%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 4 som er bi-

sialylerte fukose-inneholdende oligosakkarider som er større enn 13,5 %; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 6' som er tri-10 

antennære, tri-sialylerte oligosakkarider av form 2 som er større enn 2,0%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 1 som er nøytralt 

ladde oligosakkarider som er mellom 0,1 % og 3,9%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 2 som er mono-

sialylerte fukose-inneholdende oligosakkarider som er mellom 0,1% og 3,0%; 15 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 5 som er bi-

sialylerte oligosakkarider som er mellom 0,1 % og 5,3%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 6 som er tri-

antennære, tri-sialylerte oligosakkarider av form 1 som er mellom 0,1% og 9,0%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 7 som er mannose-20 

6-fosforylerte oligosakkarider som er mellom 1% og 7,0%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 8 som er mono-

fosforylerte oligosakkarider som er større enn 14,8%; 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 9 som er tetra-

sialylerte oligosakkarider som er større enn 4,9%; og 25 

 en prosentandel av alle N-bundne oligosakkarider i topp 10 som er mono-

sialylerte og mono-fosforylerte oligosakkarider som er større enn 8,2%; 

 hvor toppene er bestemt gjennom antranilsyre-merket N-bundet 

oligosakkarid-profilering. 

  30 

2.  Farmasøytisk sammensetning omfattende rhAGA-proteinet ifølge krav 1, 

og en farmasøytisk akseptabel bærer.  

  

3.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 2, hvor sammensetningen er 

formulert for intravenøs, intraarteriell, intramuskulær, intradermal, subkutan eller 35 
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intraperitoneal administrering. 

  

4.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 3, hvor den farmasøytiske 

sammensetningen omfatter en rhAGA-konsentrasjon på 4 mg/mL til 6 mg/mL. 

  5 

5.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 4, hvor den farmasøytiske 

sammensetningen omfatter en rhAGA-konsentrasjon på 5 mg/mL.  

  

6.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 2, hvor den farmasøytiske 

sammensetningen er et sterilt, frysetørret pulver.  10 

  

7.  Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 6, hvor den farmasøytisk 

akseptable bæreren er ett eller flere virkende midler valgt fra gruppen bestående 

av: mannitol, enbasisk natriumfosfat-monohydrat og tobasisk natriumfosfat-

heptahydrat. 15 

  

8.  rhAGA-protein ifølge krav 1 for bruk ved behandling av Fabrys sykdom. 

  

9.  rhAGA-protein for bruk ifølge krav 8, hvor bruken er i en fremgangsmåte 

for å øke nivået av α-galaktosidase-A-protein i et lysosom i en pattedyrcelle hos 20 

et individ, hvor pattedyrcellen blir bragt i kontakt med rhAGA-proteinet. 

  

10.  rhAGA-protein for bruk ifølge krav 8, hvor bruken er i en fremgangsmåte 

for å redusere nivået av globotriaosylceramid i serumet til et individ.  

  25 

11.  rhAGA-protein for bruk ifølge et hvilket som helst av kravene 8-10, hvor 

rhAGA-proteinet blir administrert intravenøst.  

  

12.  rhAGA-protein for bruk ifølge krav 11, hvor rhAGA-proteinet blir 

administrert i en dose på 0,5 mg/kg kroppsvekt til 2,0 mg/kg kroppsvekt.  30 

  

13.  rhAGA-protein for bruk ifølge krav 12, hvor rhAGA-proteinet blir 

administrert i en dose på 1,0 mg/kg kroppsvekt.  
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14.  rhAGA-protein for bruk ifølge et hvilket som helst av kravene 8-10, hvor to 

eller flere doser av rhAGA-proteinet administrert, hvor minst to av de to eller flere 

dosene av rhAGA-proteinet blir administrert med to ukers mellomrom. 
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