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PATENTKRAV

1. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av pyruvat kinase-

mangel (PKD) hos et individ med behov for dette, omfattende oral administrering til 

individet av en dose på omtrent 10 mg til omtrent 60 mg eller omtrent 60 mg til 5

omtrent 200 mg av forbindelse 1 eller et farmasøytisk akseptabelt salt eller hydrat 

derav en eller to ganger daglig for derved å behandle PKD hos individet, hvori 

forbindelse 1 er N-(4-(4-(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-

sulfonamid.

10

2. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av pyruvat kinase-

mangel (PKD) hos et individ som trenger det, omfattende oral administrering til 

individet av en dose på omtrent 50 mg til omtrent 300 mg av forbindelse 1 eller et 

farmasøytisk akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to ganger daglig for derved å 

behandle PKD hos individet, hvori forbindelse 1 er N-(4-(4-15

(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.

3. Forbindelsen 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge krav 1 eller 2, hvori 

fremgangsmåten omfatter aktivering av pyruvat kinase R, eller

hvori fremgangsmåten omfatter aktivering av et mutant PKR-isozym.20

4. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 3, hvori fremgangsmåten omfatter aktivering av et mutant PKR-isozym.

5. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av hemolytisk 25

anemi omfattende oral administrering til et individ som trenger det en dose på 

omtrent 10 mg til omtrent 60 mg eller omtrent 60 mg til omtrent 200 mg av 

forbindelse 1 eller et farmasøytisk akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to 

ganger daglig for derved å behandle hemolytisk anemi hos individet hvori forbindelse 

1 er N-(4-(4-(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.30

6. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av hemolytisk 

anemi hos et individ med behov for det, omfattende oral administrering til individet av 

en dose på omtrent 50 mg til omtrent 300 mg av forbindelse 1 eller et farmasøytisk 

akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to ganger daglig for derved å behandle 35

hemolytisk anemi hos individet hvori forbindelse 1 er N-(4-(4-
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(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.

7. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge krav 5 eller 6, hvori den 

hemolytiske anemien er arvelig ikke-sfærocytose hemolytisk anemi.

5

8. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av talassemi, 

omfattende oral administrering til et individ som trenger det en dose på omtrent 10 

mg til omtrent 60 mg eller omtrent 60 mg til omtrent 200 mg av forbindelse 1 eller et 

farmasøytisk akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to ganger daglig for derved å 

behandle talassemi hos subjektet hvori forbindelse 1 er N-(4-(4-10

(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.

9. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av talassemi hos 

et individ med behov for det, omfattende oral administrering til individet av en dose 

på omtrent 50 mg til omtrent 300 mg av forbindelse 1 eller et farmasøytisk 15

akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to ganger daglig for å derved behandle 

talassemi hos individet hvori forbindelse 1 er N-(4-(4-(syklopropylmetyl)piperazin-1-

karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.

10. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge krav 7 eller 8, hvori 20

talassemien er beta-thalassemi.

11. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av 

sigdcelleanemi omfattende oral administrering til et individ som trenger det en dose 

på omtrent 10 mg til omtrent 60 mg eller omtrent 60 mg til omtrent 200 mg av 25

forbindelse 1 eller et farmasøytisk akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to 

ganger daglig for derved å behandle sigdcelleanemi hvori forbindelse 1 er N-(4-(4-

(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.

12. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av 30

sigdcelleanemi hos et individ med behov for det, omfattende oral administrering til 

individet av en dose på omtrent 50 mg til omtrent 300 mg av forbindelse 1 eller et 

farmasøytisk akseptabelt salt eller hydrat derav en eller to ganger daglig for derved å 

behandle sigdcelleanemi hos individet hvori forbindelse 1 er N-(4-(4-

(syklopropylmetyl)piperazin-1-karbonyl)fenyl)kinolin-8-sulfonamid.35
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13. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1, 5, 8 og 11, hvori fremgangsmåten omfatter oral administrering til individet 

en eller to ganger daglig en dose på omtrent 10 mg til omtrent 60 mg av forbindelse 

1.

5

14. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1, 5, 8 og 11, hvori fremgangsmåten omfatter oral administrering til individet 

en eller to ganger daglig en dose på omtrent 60 mg til omtrent 200 mg av forbindelse 

1.

10

15. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter oral administrering til individet en 

eller to ganger daglig en dose på omtrent 30 mg, eller omtrent 120 mg av forbindelse 

1.

15

16. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering til individet en eller to 

ganger daglig en dose på omtrent 50 mg, omtrent 75 mg, omtrent 100 mg, omtrent

125 mg, omtrent mg, omtrent 175 mg, omtrent 200 mg, omtrent 225 mg, omtrent

250 mg, omtrent 275 mg eller omtrent 300 mg av forbindelse 1.20

17. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering av forbindelse 1 én 

gang daglig.

25

18. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering av forbindelse 1 to 

ganger daglig.

19. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 30

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering av forbindelse 1 i en 

dose på omtrent 50 mg to ganger daglig.

20. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering av forbindelse 1 i en 35

dose på omtrent 100 mg to ganger daglig.
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21. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering til individet av en 

dose av forbindelse 1 på omtrent 15 mg omtrent hver 12. time, omtrent 60 mg 

omtrent hver 12. time, omtrent 120 mg omtrent hver 12. time.

5

22. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering til individet av en 

dose av forbindelse 1 på omtrent 10 mg til omtrent 60 mg omtrent hver 12. time eller 

omtrent 60 mg til omtrent 200 mg omtrent hver 12. time.

10

23. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter administrering til individet av en 

dose av forbindelse 1 på omtrent 60 mg til omtrent 200 mg omtrent hver 24. time.

24. Forbindelse 1 for anvendelse i en fremgangsmåte ifølge hvilket som helst av 15

kravene 1 til 14, hvori fremgangsmåten omfatter å administrere til individet en dose 

av forbindelse 1 på omtrent 90 mg omtrent hver 24. time, omtrent 120 mg omtrent

hver 24. time, omtrent 150 mg omtrent hver 24. time, omtrent 180 mg omtrent hver 

24. time, eller omtrent 200 mg omtrent hver 24. time.

20
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