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Patentkrav  
 

1. Patisiran for anvendelse i en fremgangsmåte for å redusere en nevropati 

svekkelsesscore (NIS) eller en modifisert NIS (mNIS+7) hos et menneske som 

har en familiær amyloidotisk polynevropati, hvori ved administrering reduseres 5 

konsentrasjonen av serum-TTR-protein til under 50 µg/ml eller med minst 80 %, 

hvori patisiran er en steril formulering av et siRNA med DLin-MC3-DMA, DSPC, 

kolesterol og PEG2000-C-DMG i isotonisk fosfatbufret saltvann, der siRNA består 

av en senstråd med sekvensen GuAAccAAGAGuAuuccAudTdT og en antisenstråd 

med sekvensen AUGGAAuACUCUUGGUuACdTdT, hvori patisiran skal 10 

administreres via intravenøs infusjon i en dose på 0,3 mg/kg én gang hver tredje 

uke; 

hvori det i tillegg anvendes en premedisinering som reduserer risikoen for 

infusjonsrelaterte reaksjoner, hvori premedikasjonen består av deksametason, 

paracetamol, en H2-blokker og en H1-blokker. 15 

  

2. Patisiran for anvendelse ifølge krav 1, hvori administrering derav resulterer i 

en reduksjon på NIS eller mNIS+7 med minst 10 %. 

  

3. Patisiran for anvendelse ifølge krav 1, hvori administrering derav resulterer i å 20 

stoppe økningen av NIS eller mNIS+7. 

  

4. Patisiran for anvendelse ifølge krav 1, hvori ved administrering reduseres 

serum-TTR-proteinkonsentrasjonen til under 40 µg/ml, 25 µg/ml eller 10 µg/ml. 

  25 

5. Patisiran for anvendelse ifølge krav 1, hvori ved administrering reduseres 

serum-TTR-proteinkonsentrasjonen med minst 85 %, 90 % eller 95 %. 

  

6. Patisiran for anvendelse ifølge krav 5, hvori patisiran skal administreres én 

gang hver 21. dag, eventuelt én gang hver 21. dag via en 70 minutters infusjon 30 

på 1 ml/min i 15 minutter etterfulgt av 3 ml/min i 55 minutter. 

  

7. Patisiran for anvendelse ifølge krav 5, hvori patisiran skal administreres med 

to doser hver 21.–28. dag via en 60 minutters infusjon på 3,3 ml/min eller via 
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en 70 minutters infusjon på 1,1 ml/min i 15 minutter etterfulgt av 3,3 ml/min i 

55 minutter. 

  

8. Patisiran for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 7, hvori 

konsentrasjonen av serum-TTR-protein skal bestemmes av en 5 

immunkjemibasert analyse, en enzymkoblet immunsorbentanalyse (ELISA), en 

analyse for å bestemme vitamin A-konsentrasjon, en analyse for å bestemme 

RBP-konsentrasjon eller en analyse for å bestemme TTR-mRNA-konsentrasjon.  

  

9. Patisiran for anvendelse ifølge krav 1, hvori 10 

(i) H2-blokkeren er ranitidin eller famotidin; og/eller 

(ii) H1-blokkeren er cetirizin, hydroksyzin eller fexofenadin. 
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