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Patentkrav

1. Vandig farmasgytisk sammensetning omfattende et buffermiddel, en
surfaktant og et toniseringsmiddel og som har en pH-verdi fra 5,5-6,5 for
anvendelse ved behandling av en lysosomal lagringssykdom i et individ, hvor
sammensetningen omfatter et lysosomalt enzym i en konsentrasjon over ca. 10
mg/ml, hvor buffermidlet er fosfat og foreligger i en konsentrasjon opptil 20 mM,
og hvor sammensetningen administreres intratekalt, intraventrikulzert eller

intracisternalt.

2. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge krav 1, hvor det

lysosomale enzym foreligger i en konsentrasjon mellom 10-100 mg/ml.

3. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1 eller 2, hvor det lysosomale enzym foreligger i en konsentrasjon

opptil 30 mg/ml.

4, Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor surfaktanten er et polysorbat eller en

poloksamer.

5. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge krav 4, hvor

polysorbatet er polysorbat 20 eller 80.

6. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge krav 4, hvor

poloksameren er poloksamer 188.

7. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor surfaktanten foreligger i en konsentrasjon fra
0,001-0,5%.

8. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge krav 7, hvor

surfaktanten foreligger i en konsentrasjon fra 0,005-0,05%.

9. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor toniseringsmidlet er valgt fra natriumklorid, et

sukker og mannitol.
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10. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor sammensetningen er tilveiebrakt som enkelt-

dosevolum pa under 5 ml.

11. Vandig farmasgytisk sammensetning for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor det lysosomale enzym er valgt fra iduronat-2-
sulfatase (I2S), arylsulfatase A (ASA), heparan N-sulfatase (HNS), alfa-N-
acetylglukosaminidase (Naglu) og B-galaktosidase (GLC).
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