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Patentkrav

1. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, til anvendelse ved
behandling av Niemann-Pick type C sykdom eller ett eller flere symptomer assosiert
med Niemann-Pick type C sykdom hos et individ med behov derav, hvor anvendelsen
omfatter & administrere en terapeutisk effektiv mengde av acetylleucin til individet
med behov derav over en tidsperiode valgt fra minst ca. 6 maneder, minst ca. 1 ar,

minst ca. 2 &r, og minst ca. 5 ar.

2. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge krav
1 for a forsinke progresjon av Niemann-Pick type C sykdom eller ett eller flere
symptomer assosiert med Niemann-Pick type C sykdom over tid sammenlignet med
typisk sykdomsprogresjon, hvor anvendelsen omfatter & administrere en terapeutisk
effektiv mengde av acetylleucin til individet med behov derav over en tidsperiode valgt

fra minst ca. 6 maneder, minst ca. 1 &r, minst ca. 2 ar, og minst ca. 5 ar.

3. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge krav
1 for @ reversere progresjon av Niemann-Pick type C sykdom eller ett eller flere
symptomer assosiert med Niemann-Pick type C sykdom over tid, hvor anvendelsen
omfatter & administrere en terapeutisk effektiv mengde av acetylleucin til individet
med behov derav over en tidsperiode valgt fra minst ca. 6 maneder, minst ca. 1 ar,

minst ca. 2 &r, og minst ca. 5 ar.

4. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge krav
1 for a forbedre hos et individ med behov derav en biokjemisk markgr av Niemann-

Pick type C sykdom over tid, hvor anvendelsen omfatter a8 administrere en terapeutisk
effektiv mengde av acetylleucin til individet med behov derav over en tidsperiode valgt

fra minst ca. 6 maneder, minst ca. 1 &r, minst ca. 2 ar, og minst ca. 5 ar.

5. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge krav

4, hvor den biokjemiske markgren er gkt lysosomalt volum.

6. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge et
hvilket som helst av kravene 1-5, hvor fremgangsmaten omfatter a starte
administrasjon av en terapeutisk effektiv mengde acetylleucin til individet med behov

derav nar individet er asymptomatisk.
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7. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge krav
6, hvor den fgrste administrasjonen skjer etter at individet har blitt funnet & ha en

genetisk og/eller biokjemisk markgr for Niemann-Pick type C sykdom.

8. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge et

hvilket som helst av kravene 1-7, hvor acetylleucin er acetyl-DL-leucin.

9. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge et
hvilket som helst av kravene 1-7, hvor acetylleucin har et enantiomeroverskudd av L-

enantiomeren eller D-enantiomeren.

10. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge et
hvilket som helst av kravene 1-7, hvor acetylleucin er i en enkelt enantiomerisk form

av enten L-enantiomeren eller D-enantiomeren.

11. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge

krav 10, hvor den enkelte enantiomeriske formen er L-enantiomeren.

12. Acetylleucin, eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, for anvendelse ifglge et
hvilket som helst av kravene 1-7, hvor den terapeutisk effektive mengden av
acetylleucin er pa fra ca. 1 g til ca. 15 g per dag, fra ca. 1 g til ca. 10 g per dag, fra
ca. 1,5gtil ca. 7 g per dag, fra ca. 4 g til ca. 6 g perdag, ellerfraca.4gtilca.5g
per dag.
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