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Krav

1. En sammensetning som omfatter en selvkomplementær adeno-assosiert 

virus serotype 9 (scAAV9) som omfatter et gen som koder en ikke-5

sekrert terapeutisk protein for bruk ved behandling spinalmuskelatrofi 

(SMA) Type I, II, III eller IV hos et menneske, hvor genet er SMN1, 

UBA1, DYNC1H1 eller VAPB, og sammenstillingen er formulert for 

injeksjon inn i cerebrospinal væske (CSF) via en via en 

intracerebroventrikulær, intratekal cisternal eller intratekal lumbal rute, 10

hvor:

i) menneske subjektet er 9 til 36 måneder gammel, og scAAV9 er 

administrert ved en totaldose på:

(a) 5 x 1013 til 1.65 x 1014 GC;

(b) 1.0 x 1014 til 3.3 x 1014 GC, eller15

(c) 2.0 x 1014 til 6.6x1014 GC; eller

ii) menneske subjektet er 3 til 12 år gammel, og scAAV er 

administrert ved en total dose på: 

(a) 6 x 1013 til 1.98 x 1014 GC;

(b) 1.2 x 1014 til 3.96 x 1014 GC, eller20

(c) 2.4 x 1014 til 7.92 x1014 GC.

2. Sammensetning for bruk ifølge krav 1, hvor sammensetningen er for å levere 

terapeutisk protein til neuroner, Purkinje neuroner og/eller astrocytter i 

menneske subjektet.25

3. Sammensetning for bruk ifølge krav 1 eller krav 2, hvor menneske subjektet

er 3 til 12 år gammel.

4. Sammensetning for bruk ifølge krav 1 eller krav 2, hvor menneske subjektet 30

er 9 til 36 måneder gammel. 

5. Sammensetning for bruk ifølge ethvert av kravene 1 til 4, spinalmuskelatrofi 
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(SMA) er Type II og genet som koder det terapeutiske proteinet SMN1.

6. Sammensetning for bruk ifølge ethvert av kravene 1 til 5, hvor 

sammensetningen er for bruk i en samterapi med en terapeutisk effektiv 

mengde av et immunsuppressivt middel.5

7. Sammensetning for bruk ifølge krav 6, hvor det immundempende middelet 

reduserer aktiviteten til cytotoksiske T-celler.

8. Sammensetningen for bruk ifølge krav 6 eller krav 7, hvor det 10

immunsuppressive middelet reduserer encefalitt.

9. Sammensetningen for bruk ifølge ethvert av kravene 6 til 8, hvor det 

immunsuppressive middelet er et steroid eller et ikke-steroid antiinflammatorisk 

middel.15

10. Sammensetningen for bruk ifølge ethvert av kravene 1 til 9, hvor scAAV9 

transduserer celler i hjernen.

11. Sammensetningen for bruk ifølge krav 10, hvor scAAV9 transduserer celler i 20

hippocampus, cerebellum og cerebral cortex.

25
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