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PATENTKRAV

1. Farmasøytisk sammensetning omfattende et C5-hemmende polypeptid med 

kjernesekvensen SEKV ID NR: 1 og en farmasøytisk akseptabelt eksipiens, hvor den 

farmasøytisk akseptable eksipiens omfatter natriumklorid i en konsentrasjon på fra 25 5

mM til 100 mM og natriumfosfat i en konsentrasjon på fra 10 mM til 100 mM.

2. Farmasøytisk sammensetning ifølge krav 1: 

(a) hvor polypeptidet er til stede i en konsentrasjon på fra 1 mg/ml til 400 mg/ml;

(b) omfattende en pH fra 6,5 til 7,5;10

(c) hvor polypeptidet binder seg til C5 med en likevektsdissosiasjonskonstant (KD) på 

fra 0,1 nM til 1 nM;

(d) hvor polypeptidet blokkerer produksjonen av C5a etter aktivering av den 

alternative mekanismen for komplementaktivering; eller

(e) hvor polypeptidet blokkerer dannelse av membranangrepskomplekset (MAC) etter 15

aktivering av den klassiske mekanismen, alternativ mekanisme eller lektinmekanisme 

for komplementaktivering.

3. Farmasøytisk sammensetning ifølge hvilket som helst av kravene 1-2 for 

anvendelse i en fremgangsmåte for å hemme hemolyse hos et individ omfattende 20

administrering av den farmasøytiske sammensetning, hvor, eventuelt: 

(a) nevnte farmasøytiske sammensetning administreres i en dose som er tilstrekkelig 

til å oppnå plasmanivåer av polypeptidet på fra 0,1 µg/ml til 20 µg/ml;

(b) den farmasøytiske sammensetningen administreres i en dose tilstrekkelig til å 

levere fra 0,01 mg til 2 mg av polypeptidet per kg vekt av individet;25

(c) den farmasøytiske sammensetningen administreres i en dose tilstrekkelig til å 

levere fra 0,1 mg til 0,4 mg av polypeptidet per kg vekt av individet; eller

(d) den farmasøytiske sammensetningen administreres daglig ved subkutan eller 

intravenøs injeksjon i en dose tilstrekkelig til å levere fra 0,1 mg/dag til 60 mg/dag av 

polypeptidet per kg vekt av individet.30

4. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 3, alternativ (a), hvor 

hemolyse etter administrering blir hemmet fra 25% til 100%, hvor, eventuelt: 

(a) den farmasøytiske sammensetningen administreres daglig i minst to dager;

(b) den farmasøytiske sammensetningen administreres daglig i 7 dager; eller35

(c) den farmasøytiske sammensetningen administreres daglig i minst 100 dager.
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5. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 4, hvor ingen skadelige 

kardiovaskulære, respiratoriske og/eller sentralnervesystemeffekter (CNS) observeres 

i minst 1 måned etter administrering, hvor, eventuelt: 

(a) ingen endringer i hjertefrekvens og/eller arterielt blodtrykk observeres i minst 1 

måned etter administrering; eller5

(b) ingen endringer i respirasjonsfrekvens, åndedrettsvolum og/eller minuttvolum 

observeres i minst 1 måned etter administrering.

6. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 

3-5, hvor den farmasøytiske sammensetningen administreres subkutant (SC) eller 10

intravenøst (IV), hvor, eventuelt: 

(a) halveringstiden (t1/2) av polypeptidnivåene i individets plasma er minst 4 timer;

(b) t1/2 av polypeptidnivået i individets plasma er fra 1 dag til 10 dager;

(c) steady state distribusjonsvolumet av polypeptidet i individet plasma er fra 10 ml / 

kg til 200 ml / kg;15

(d) steady state distribusjonsvolumet av polypeptidet i individet plasma er lik minst 

50% av det totale blodvolumet;

(e) den totale klaringshastigheten for polypeptidet i individets plasma er fra 0,04 

ml/time/kg til 4 ml/time/kg;

(f) Tmax av polypeptidet i individets plasma er fra 1 time til 48 timer; eller20

(g) tilstedeværelsen av målbare mengder av polypeptidet er i det vesentlige begrenset 

til plasmakammeret.

7. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 3, alternativ (b), hvor 50% 

til 99% av C5-aktivering hos individet er inhibert.25

8. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 

3, (b) - (c) eller 7, hvor den farmasøytiske sammensetningen administreres subkutant 

eller intravenøst, hvor, eventuelt: 

(a) den farmasøytiske sammensetningen administreres en eller flere ganger daglig, 30

hvor, eventuelt: 

(i) den farmasøytiske sammensetningen administreres i en periode på 7 dager;

(ii) hemolyse er <3% 24 timer etter siste administrering; eller

(iii) komplementaktivitet er <5% 24 timer etter den siste administrasjonen;

(b) prosent hemming av hemolyse er fra minst 90% til 95% eller mer innen 3 timer 35

etter en første administrering;
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(c) den prosentvise hemming av hemolyse er fra minst 90% til 95% eller mer, målt 

minst 7 dager etter administrering;

(d) prosent hemming av hemolyse er fra minst 90% til 95% eller mer i minst 4 dager 

etter administrering; eller

(e) maksimal hemming av hemolyse og/eller maksimal inhibering av 5

komplementaktivitet oppnås fra 2 timer etter administrering til 4 timer etter 

administrering, hvor polypeptidet eventuelt administreres i en dose på 0,2 mg/kg.

9. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 8, alternativ (a) (i), hvor 

komplementaktiviteten er redusert til fra 1 til 10 prosent i løpet av nevnte periode på 10

7 dager.

10. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 3, alternativ (d), hvor den 

maksimale serumkonsentrasjon (Cmax) oppnådd er fra 0,1 µg/ml til 1000 µg/ml; eller 

området under kurven (AUC) er fra 200 µg*time/ml til 10.000 µg*time/ml.15

11. Farmasøytisk sammensetning ifølge hvilket som helst av kravene 1-2 for 

anvendelse i fremgangsmåte for behandling av paroksysmal nattlig hemoglobinuri 

(PNH) i et individ som har behov derav, omfattende subkutan eller intravenøs 

administrering av den farmasøytiske sammensetning.20

12. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 11, hvor individet 

tidligere har blitt behandlet med et antistoffbasert terapeutisk middel, der det 

antistoffbaserte terapeutikum eventuelt er eculizumab.

25

13. Farmasøytisk sammensetning for anvendelse ifølge krav 12, hvor PNH i individet 

var resistent eller ikke responderer på behandling med nevnte antistoffbaserte 

terapeutiske midler, hvor valgfritt, det antistoffbaserte terapeutiske stoffet er 

eculizumab.

30

14. Sett omfattende den farmasøytiske sammensetningen ifølge hvilket som helst av 

kravene 1-2 og instruksjoner for bruk derav.

15. Auto-injektoranordning omfattende den farmasøytiske sammensetningen ifølge 

hvilket som helst av kravene 1-2.35
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