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Patentkrav

1. En effektiv mengde av X4P-001 eller et farmasaytisk akseptabelt salt eller

sammensetning derav for bruk ved behandling av WHIM-syndrom hos en pasient.

2. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgaytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge krav 1, hvori X4P-001 eller et farmasgytisk
akseptabelt salt derav administreres i en dose pa fra 20 mg/dag til 600 mg/dag; eller:

hvori pasienten viser vorter.

3. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 1 eller 2, hvori celler

tatt fra pasienten viser ekspresjon av en mutant form av CXCRA4.

4. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgaytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 3, hvori celler tatt

fra pasienten viser gkt ekspresjon av CXCRA4.

5. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 4, hvor bruken
videre omfatter trinnet med a fa en biologisk preve fra pasienten og male mengden av

en sykdomsrelatert biomarkar.

6. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge krav 5, hvori den biologiske prgven er en

blodprave; eventuelt hvori den sykdomsrelaterte biomarkgren sirkulerer CXCR4.

7. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 6, hvori X4P-001

eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller sammensetning derav administreres oralt én
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gang per dag.

8. Den effektive mengden av X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge krav 1 til 6, hvori X4P-001 eller et farmasgytisk

akseptabelt salt derav administreres oralt to ganger per dag.

9. X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller sammensetning derav for bruk i
behandlingen av WHIM-syndrom hos en pasient, bruken omfatter administrering av
X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller sammensetning derav i en mengde
som er effektiv for & gke absolutt ngytrofiltall ( ANC) til et niva starre enn eller lik 600/pl

og/eller a gke absolutt lymfocyttantall (ALC) til et niva starre enn eller lik 1000/ul.

10. X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller sammensetning derav for bruk
ifelge krav 9, hvori pasienten opprinnelig viste ANC mindre enn 600/ul og/eller ALC
mindre enn 1000/ul far behandling med X4P-001 eller et farmasaytisk akseptabelt salt
eller sammensetning derav; eller:

hvori pasienten opprinnelig viste ANC mindre enn 400/ul og/eller ALC mindre enn
650/l far behandling med X4P-001 eller et farmasgytisk akseptabelt salt eller

sammensetning derav.

11. Effektiv mengde av X4P-001 eller et farmasaytisk akseptabelt salt eller
sammensetning derav for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 1 til 10, hvori bruken
resulterer i gkninger i ANC-nivaer til minst ca. 600/uL pa minst 85 % av vurderingene;

eller

hvori bruken resulterer i gkninger i ALC til minst ca. 1000/ul pa minst 85 % av

vurderingene; eller

hvori bruken resulterer i forbedrede nivaer av beskyttende antistoff i pasienten

som respons pa en vaksine.
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