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Patentkrav

1. Deoksycytidin (dC) for anvendelse i en framgangsmåte for behandling av tymidinkinase 2 (TK2)-

mangel i et menneskelig subjekt med behov for samme, hvilken framgangsmåte omfatter

administrering av en terapeutisk effektiv mengde av deoksytymidin (dT) og deoksycytidin (dC).

2. Deoksytymidin (dT) for anvendelse i en framgangsmåte for behandling av tymidin kinase 2 (TK2)-5

mangel i et menneskelig subjekt med behov for samme, hvilken framgangsmåte omfatter

administrering av en terapeutisk effektiv mengde av deoksycytidin (dC) og deoksytymidin (dT).

3.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  henholdsvis  krav  1  eller  2,  hvori  den  terapeutisk  effektive

mengden er

a) mellom 100 mg/kg/dag og 1000 mg/kg/dag av hvert deoksynukleosid i blandingen; eller:10

b) mellom 200 mg/kg/dag og 800 mg/kg/dag av hvert deoksynukleosid i blandingen; eller:

c) mellom 250 mg/kg/dag og 400 mg/kg/dag av hvert deoksynukleosid i blandingen.

4.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  henholdsvis  krav  1  eller  2,  hvori  den  terapeutisk  effektive

mengden er mellom 100 mg/kg/dag og 400 mg/kg/dag av hvert deoksynukleosid i blandingen.

5.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  henholdsvis  krav  1  eller  2,  hvori  den  terapeutisk  effektive15

mengden er mellom 250 mg/kg/dag og 400 mg/kg/dag av hvert deoksynukleosid i blandingen.

6.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  henholdsvis  krav  1  eller  2,  hvori  den  terapeutisk  effektive

mengden er

a) mellom 100 mg/kg/dag og 1000 mg/kg/dag av det totale deoksynukleosid i blandingen;

eller:20

b) mellom 200 mg/kg/dag og 800 mg/kg/dag av det totale deoksynukleosid i blandingen;

eller:

c) mellom 250 mg/kg/dag og 400 mg/kg/dag av det totale deoksynukleosid i blandingen.

7. dC eller dT for anvendelse ifølge ett av kravene foran, hvori forholdet mellom deoksycytidin (dC)

og deoksytymidin (dT) er 50/50, 5/95, 10/90, 15/85, 20/80, 25/75, 30 70, 35/65, 40/60, 45/55,25

55/45, 60/40, 65/35, 70/30, 75/25, 80/20, 85/15, 90/10 eller 95/5.

8.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  krav  7,  hvori  forholdet  mellom  deoksycytidin  (dC)  og

deoksytymidin (dT) er 50/50.
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9. dC eller dT for anvendelse ifølge ett av kravene foran, hvori blandingen administreres én gang

daglig, to ganger daglig, tre ganger daglig, fire ganger daglig, fem ganger daglig eller seks ganger

daglig.

10. dC eller dT for anvendelse ifølge ett av kravene foran, hvori blandingen administreres oralt,

intratekalt, enteralt eller intravenøst.5

11. dC eller dT for anvendelse ifølge krav 10, hvori blandingen administreres oralt; og hvori

blandingen i tillegg omfatter kumelk, menneskelig brystmelk, spedbarnmelkernæring eller vann.

12.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  ett  av  kravene  foran,  omfatter  videre  administrering  av  en

tymidinfosforylase-hemmer til subjektet.

13. dC eller dT for anvendelse ifølge krav 12, hvori tymidinfosforylase-hemmeren er tipiracil.10

14.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  ett  av  kravene  foran,  omfatter  videre  administrering  av  en

cytidin-deaminase-hemmer til subjektet.

15. dC eller dT for anvendelse ifølge krav 14, hvori cytidin-deaminase-hemmeren er

tetrahydrouridin [THU].

16. dC eller dT, for anvendelse ifølge henholdsvis krav 1 eller 2, hvori den terapeutisk effektive15

mengden av blandingen som administreres til subjektet økes over tid; valgfritt hvori en første

terapeutisk effektiv mengde av blandingen som administreres til subjektet er omtrent 100

mg/kg/dag av blandingen, og hvori den terapeutisk effektive mengden av blandingen økes over tid

til 200 mg/kg/ dag, til 400 mg/kg/dag, til 800 mg/kg/dag opp til 1000 mg/kg/dag.

17. dC eller dT for anvendelse ifølge ett av kravene foran, hvori blandingen omfatter en farmasøytisk20

akseptabel bærer.

18. dC eller dT, for anvendelse ifølge henholdsvis krav 1 eller 2, hvori framgangsmåten for

behandling i tillegg omfatter overvåking av subjektet etter administreringen av blandingen,

omfattende å:

a. observere muskelstyrke og -kontroll;25

b. observere forskjeller i høyde og vekt;

c. observere mobilitet; og

d. bestemme en tilstandsforbedring for subjektet dersom noen av observasjonene (a) - (c)

har økt etter administrering av blandingen, og bestemme ingen forbedring dersom noen av

observasjonene (a) - (c) er de samme eller er redusert etter administrering av blandingen.30
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19. dC eller dT for anvendelse ifølge krav 18, hvori den terapeutisk effektive mengden av blandingen

økes dersom det er gjort en bestemmelse av ingen forbedring i trinn (d).

20. dC eller dT for anvendelse ifølge henholdsvis krav 1 eller 2, hvori framgangsmåten for behandling

i tillegg omfatter overvåking av subjektet for en ugunstig effekt etter administreringen av

blandingen, hvori den terapeutisk effektive mengden av blandingen reduseres dersom det5

observeres en ugunstig effekt.

21.  dC  eller  dT  for  anvendelse  ifølge  krav  20,  omfatter  videre  overvåking  av  subjektet  for  den

observerte ugunstige effekten etter at den terapeutisk effektive mengden av blandingen har blitt

redusert, hvori den terapeutisk effektive mengden av blandingen økes dersom den ugunstige

effekten ikke lenger observeres.10

22. dC eller dT for anvendelse ifølge krav 20, hvori en ugunstig effekt er gastrointestinal intoleranse.

23. dC eller dT for anvendelse ifølge krav 20, hvori den ugunstige effekten er valgt fra gruppen

bestående av diaré og abdominal opphovning.
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