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Patentkrav

1. Humant a-galaktosidaseprotein som omfatter et glysin som N-terminal-rest,
der det humane a-galaktosidaseproteinet ved C-terminalen er translatorisk
fusjonert til et retensjonssignalpeptid for endoplasmatisk retikulum, og der det
humane a-galaktosidaseproteinet kan oppnas ved a uttrykke proteinet i en
plantecelle som omfatter et nukleinsyrekonstrukt som omfatter en
nukleinsyresekvens som koder et humant a-galaktosidaseprotein som ved N-
terminalen er translatorisk fusjonert til et Arabidopsis-ABPI-malsignalpeptid for
endoplasmatisk retikulum, og ved C-terminalen er translatorisk fusjonert til et

retensjonssignalpeptid for endoplasmatisk retikulum.

2. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge krav 1, som omfatter den humane a-

galaktosidaseprotein-aminosyresekvensen som presentert i SEQ ID NO: 21.

3. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge krav 1 eller 2, der retensjonssignalet for
endoplasmatisk retikulum har en aminosyresekvens som presentert i SEQ ID
NO: 6.

4. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, der
nukleinsyresekvensen som koder det humane a-galaktosidaseproteinet som ved
N-terminalen er translatorisk fusjonert til et Arabidopsis-ABPI-malsignalpeptid for
endoplasmatisk retikulum, og som ved C-terminalen er translatorisk fusjonert til
et retensjonssignalpeptid for endoplasmatisk retikulum, er kodonoptimert for &

uttrykkes i tobakksplanteceller.

5. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, der
nukleinsyresekvensen som koder det humane a-galaktosidaseproteinet som ved
N-terminalen er translatorisk fusjonert til et Arabidopsis-ABPI-malsignalpeptid for
endoplasmatisk retikulum, og som ved C-terminalen er translatorisk fusjonert til

et retensjonssignalpeptid for endoplasmatisk retikulum, omfatter SEQ ID NO: 2.
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6. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, der
det humane a-galaktosidaseproteinet er et renset humant a-

galaktosidaseprotein.

7. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge et hvilket som helst av kravene 1-6, der
det humane a-galaktosidaseproteinet er katalytisk aktivt som bestemt ved p-

nitrofenylalfa-D-galaktopyranosid-assay.

8. Flerhet humane a-galaktosidaseproteiner ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-6, der minst 0,5 % av flerheten humane a-galaktosidaseproteiner har
en glykanstruktur som omfatter ni mannoserester, der tre er eksponerte

mannoserester.

9. Flerhet humane a-galaktosidaseproteiner ifglge krav 8, der de dominerende
glykanstrukturene hos flerheten humane a-galaktosidaseproteiner er mannose-
4-3-(1,2)-xylose (M4X); mannose-3- 3-(1,2)-xylose-a-(1,3)-fukose [Fc(3)M3X] og

mannose-8 (M8), og en farmasgytisk akseptabel baerer.

10. Isolert plantecelle som omfatter humant a-galaktosidaseprotein ifglge et
hvilket som helst av kravene 1-7 eller flerheten av humane a-

galaktosidaseproteiner ifglge krav 8 eller 9.

11. Isolert plantecelle ifglge krav 10, der plantecellen er en celle i en

tobakkscellelinje.

12. Isolert plantecelle ifglge krav 10, der plantecellen er en BY-2-celle.

13. Farmasgytisk sammensetning som omfatter som aktiv ingrediens humant a-
galaktosidaseprotein ifglge et hvilket som helst av kravene 1-7, eller flerheten
humane a-galaktosidaseproteiner ifalge krav 7 eller krav 8, som virkestoff, og en

farmasgytisk akseptabel beerer.
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14. Farmasgytisk sammensetning som omfatter plantecellen ifglge et av kravene

10-12 som virkestoff, og en farmasgytisk akseptabel beerer.

15. Humant a-galaktosidaseprotein ifglge et av kravene 1-7, flerhet humane a-
galaktosidaseproteiner ifglge krav 7 eller krav 8, isolert plantecelle ifglge et av
kravene 10-12, eller farmasgytisk sammensetning ifglge krav 13 eller 14 til bruk

i behandling av Fabrys sykdom hos en pasient som trenger det.
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