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ADENO-ASSOSIERTE VIRUSFORMULERINGER

Patentkrav
1. Farmasgytisk sammensetning omfattende adeno-assosiert virus (AAV) og en
formulering omfattende:
(i) 5 mM til 25 mM L-histidin;
(i) 50 mM til 150 mM natriumklorid;
(iii) 0,001 % (vekt/volum) til 0,01 % (vekt/volum) polysorbat 20 eller polysorbat
80 eller en kombinasjon derav; og

(iv) 1 % til 10 % (vekt/volum) sukker, sukkeralkohol eller kombinasjon derav.

2. Farmasgytisk sammensetning omfattende adeno-assosiert virus (AAV) og en
formulering omfattende:
(i) 5 mM til 25 mM L-histidin;
(i) mindre enn 100 mM natriumklorid;
(iii) 0,001 % (vekt/volum) til 0,01 % (vekt/volum) polysorbat 20 eller polysorbat
80 eller en kombinasjon derav; og

(iv) 1 % til 10 % (vekt/volum) sukker, sukkeralkohol eller kombinasjon derav.

3. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av de foregaende
kravene, hvori den farmasgytiske sammensetningen har en pH pa 6,9 til 7,7, eventuelt
7,0 eller 7,5.

4. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av de foregaende
kravene, omfattende 10 mM til 20 mM L-histidin.

5. Den farmasgytiske sammensetningen ifalge et hvilket som helst av kravene 1, 3
eller 4, omfattende 50 mM til 120 mM natriumklorid.

6. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av kravene 2—4,
omfattende 0 mM til 100 mM, 0 mM til 60 mM, 30 mM til 100 mM, 30 mM til 80 mM,
30 mM til 60 mM, 60 mM til 100 mM eller 60 mM til 80 mM natriumklorid.
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7. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av de foregaende

kravene, hvori polysorbatet er polysorbat 80.

8. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge krav 7, omfattende 0,0025 % til 0,0075 %
(vekt/volum) polysorbat 80.

9. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av de foregaende

kravene, hvori sukkeret er sukrose, trehalose eller en kombinasjon derav.

10. Den farmasgytiske sammensetningen ifalge et hvilket som helst av de foregaende
kravene, hvori sukkeret er 1 % (vekt/volum) til 5 % (vekt/volum) sukrose, trehalose

eller en kombinasjon derav.

11. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av de foregdende

kravene, hvori sukkeret er trehalose, eventuelt trehalosedihydrat.

12. Den farmasgytiske sammensetningen ifalge et hvilket som helst av de foregaende

kravene, videre omfattende glysin, eventuelt i en konsentrasjon pa 35 mM til 65 mM.

13. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge krav 1, hvori formuleringen omfatter:
(i) 10 mM L-histidin,
(ii)) 100 mM natriumklorid,
(iii) 0,005 % (vekt/volum) polysorbat 80,
(iv) 5 % (vekt/volum) trehalose, og
(v) 50 mM glysin.

14. Den farmasgytiske sammensetningen ifalge krav 2, hvori formuleringen omfatter:
(i) 10 mM L-histidin,

ii) mindre enn 100 mM natriumklorid,
iii) 0,005 % (vekt/volum) polysorbat 80,
iv) 5 % (vekt/volum) trehalose, og

(
(
(
(

v) 50 mM glysin.
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15. Den farmasgytiske sammensetningen ifelge krav 13 eller 14, hvori trehalosen er

trehalosedihydrat.

16. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge krav 14, omfattende 80 mM, 70 mM,
60 mM, 50 mM, 40 mM, 30 mM eller 0 mM natriumklorid.

17. Den farmasgytiske sammensetningen ifalge et hvilket som helst av de foregaende
kravene, omfattende AAV1, AAV2, AAV3, AAV4, AAV5, AAV6, AAV7, AAVS, AAV9
eller AAV10.

18. Den farmasgytiske sammensetningen ifalge et hvilket som helst av de foregaende

kravene, hvori sammensetningen er flytende eller lyofilisert.

19. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av de foregdende
kravene, hvori sammensetningen er til stede i en enhetsdosebeholder, eventuelt hvori
enhetsdosebeholderen er et hetteglass, eventuelt hvori hetteglasset er en forseglet

glassampulle.

20. Fremgangsmate for fremstilling av en farmasgytisk sammensetning omfattende
adeno-assosiert virus (AAV), omfattende kombinering av L-histidin, natriumklorid,
polysorbatet og sukkeret, sukkeralkoholen eller kombinasjoner derav av den
farmasgytiske sammensetningen ifelge kravene 1-19, for derved a oppna en

farmasgytisk sammensetning omfattende AAV.

21. Fremgangsmate for fremstilling av en farmasgytisk sammensetning omfattende
adeno-assosiert virus (AAV), omfattende kombinering av 5 mM til 25 mM L-histidin, O
mM til 150 mM natriumklorid, 0,001 % (vekt/volum) til 0,01 % (vekt/volum) polysorbat
80, 1 % (vekt/volum) til 10 % (vekt/volum) sukrose, trehalose eller en kombinasjon

derav og AAV, for derved a oppna en farmasgytisk sammensetning omfattende AAV.

22. Den farmasgytiske sammensetningen ifglge et hvilket som helst av kravene 1-19,
for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av en forstyrrelse eller sykdom hos
et individ, omfattende administrering til individet av den farmasgytiske
sammensetningen i en mengde effektiv for & behandle forstyrrelsen eller sykdommen.
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23. Den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifslge krav 22, hvori

forstyrrelsen eller sykdommen kan behandles ved genterapi.

24. Den farmasgytiske sammensetningen for anvendelse ifglge krav 22 eller 23, hvori

forstyrrelsen eller sykdommen er en blgdningsforstyrrelse.

25. Fremgangsmaten ifglge krav 21, hvori fremstilling av den farmasgytiske
sammensetningen omfatter kombinering av 50 mM til 150 mM natriumklorid, 30 mM
til mindre enn 100 mM natriumklorid, 0 mM til mindre enn 100 mM natriumklorid, 30

mM natriumklorid, 60 mM natriumklorid eller 0 mM natriumklorid.
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