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Patentkrav

1. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ved 

behandling av en lysosomal lagringsforstyrrelse (LSD) eller ett eller flere symptomer 

assosiert med en LSD i et individ med behov derav, hvor LSD ikke er Niemann-Pick 

Type C.5

2. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge 

krav 1, hvor LSD er valgt fra glykogenlagringssykdom, mukopolysakkaridoser, 

mukolipidoser, oligosakkaridoser, lipidoser, sfingolipidoser, og lysosomale 

transportsykdommer.10

3. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge 

krav 1, hvor LSD er valgt fra en primær lysosomal hydrolasedefekt, en post-

translasjonsprosesseringsdefekt av lysosomale enzymer, en transportdefekt for 

lysosomale enzymer, en defekt i lysosomal enzymbeskyttelse, en defekt i øselige ikke-15

enzymatiske lysosomale proteiner, en transmembran (ikke-enzym)-proteinfeil, og en 

uklassifisert defekt.

4. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge krav 

1, hvor LSD er valgt fra Tay-Sachs sykdom, AB-varianten av Tay-Sachs sykdom, 20

Sandhoffs sykdom, Niemann-Picks sykdom type A, Niemann-Picks sykdom type B, 

Fabrys sykdom, nevronal ceroid lipofuscinose, Krabbes sykdom, Farbers sykdom, 

Gauchers sykdom, metakromatisk leukodystrofi, multippel sulfatasemangel, 

mukolipidose II, mukolipidose III, MPS III, MPS VII, GM1 gangliosidose, og 

aspartylglukosaminuri.25

5. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge 

krav 1 for å forsinke starten av en LSD eller ett eller flere symptomer på en LSD som 

ellers ville forventes å manifestere ifølge typisk sykdomsprogresjon.

30

6. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge 

krav 1 for å reversere progresjon av en LSD eller ett eller flere symptomer assosiert 

med en LSD over tid, hvor anvendelsen omfatter administrering av en terapeutisk 

effektiv mengde acetylleucin til individet med behov derav i en tidsperiode valgt fra 

minst ca. 3 måneder, minst ca. 6 måneder, minst ca. 1 år, minst ca. 2 år, og minst ca. 35

5 år.
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7. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge 

krav 1, for å forbedre i et individ med behov derav en biokjemisk markør av en LSD 

over tid, hvor anvendelsen omfatter administrering av en terapeutisk effektiv mengde 

acetylleucin til individet med behov derav over en tidsperiode valgt fra minst ca. 

3 måneder, minst ca. 6 måneder, minst ca. 1 år, minst ca. 2 år, og minst ca. 5 år.5

8. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge 

krav 7, hvor den biokjemiske markøren er økt lysosomalt volum.

9. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge et 10

hvilket som helst av kravene 1-8, hvor anvendelsen omfatter å starte administrasjon

av en terapeutisk effektiv mengde acetylleucin til individet med behov derav når 

individet er asymptomatisk.

10. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse i en frem-15

gangsmåte ifølge krav 9, hvor den første administrasjon skjer etter at individet har 

blitt funnet å ha en genetisk og/eller biokjemisk markør av LSD-en.

11. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-5, hvor fremgangsmåten omfatter administrering av en 20

terapeutisk effektiv mengde acetylleucin til individet med behov derav over en tids-

periode valgt fra minst ca. 3 måneder, minst ca. 6 måneder, minst ca. 1 år, minst ca. 

2 år, og minst ca. 5 år.

12. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge et 25

hvilket som helst av kravene 1-11, hvor acetylleucin er acetyl-DL-leucin.

13. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-11, hvor acetylleucinet har et enantiomeroverskudd av 

L-enantiomeren eller D-enantiomeren.30

14. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-11, hvor acetylleucin er i en enkelt enantiomerisk form 

av enten L-enantiomeren eller D-enantiomeren.

35
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15. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ifølge et 

hvilket som helst av kravene 1-11, hvor fremgangsmåten omfatter administrering av 

acetylleucin til individet med behov derav en terapeutisk effektiv mengde på fra ca. 1 

til ca. 15 g per dag, fra ca. 1 g til ca. 10 g per dag, fra ca. 1,5 g til ca. 7 g per dag, fra 

ca. 4 g til ca. 6 g per dag, eller fra ca. 4 g til ca. 5 g per dag.5

16. Acetylleucin, eller et farmasøytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifølge 

krav 1 for å redusere alvorlighetsgraden av en LSD eller redusere alvorlighetsgraden 

av eller eliminere ett eller flere eksisterende symptomer assosiert med en LSD i et 

individ med behov derav.10
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