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Patentkrav 

1. Bioaktivt middel i stand til økning av den intracellulære konsentrasjonen og/eller 

aktiviteten til Hsp70 for anvendelse i behandlingen av en lysosomal 

lagringsforstyrrelse, hvori det bioaktive midlet er en proteasominhibitor valgt fra 

MG132 og laktacystin. 

  

2. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge krav 1, hvori det bioaktive midlet er en 

Hsp70-induktor eller ko-induktor. 

  

3. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge et hvilket som helst av de foregående 

kravene, hvori den lysosomale lagringsforstyrrelsen velges fra gruppen som består av 

Niemann-Picks sykdom, Farbers sykdom, Krabbes sykdom, Fabrys sykdom, 

Gauchers sykdom, sialidose, metakromatisk leukodystrofi og saposinmangel. 

  

4. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge krav 3, hvori Niemann-Picks sykdommen 

velges fra gruppen som består av Niemann-Picks sykdom type A og Niemann-Picks 

sykdom type B, Niemann-Picks sykdom type C og Niemann-Picks sykdom type D. 

  

5. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 2, 

hvori den lysosomale lagringsforstyrrelsen er en lipidlagringsforstyrrelse valgt fra 

gruppen som består av sfingolipidoser, gangliosidoser og leukodystrofier. 

  

6. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 til 2, 

hvori den lysosomale lagringsforstyrrelsen velges fra gruppen som består av 

mukopolysakkaridoser, glykoproteinlagringsforstyrrelser og mukolipidoser. 

  

7. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge et hvilket som helst av de foregående 

kravene, hvori det bioaktive midlet skal administreres i kombinasjon med minst én 

annen behandlingsmodalitet for en lysosomal lagringssykdom. 

  

8. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge krav 7, hvori den minst ene andre 

behandlingsmodaliteten for en lysosomal lagringssykdom er enzymerstatningsterapi 

(ERT). 

NO/EP3578195



2 
 

  

9. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge krav 7, hvori den minst ene andre 

behandlingsmodaliteten velges fra gruppen som består av imiglucerase, Miglustat, 

agalsidase beta og agalsidase alfa. 

  

10. Det bioaktive midlet for anvendelse ifølge krav 7, hvori den minst ene andre 

behandlingsmodaliteten velges fra gruppen som består av substratreduksjonsterapi; 

transplantasjon slik som benmargstransplantasjon, navlestrengblodtransplantasjon 

og stamcelletransplantasjon; kortikosteroider; smertestillende; og symptomatisk og 

støttende terapi slik som fysioterapi. 

  

11. Anvendelse av et bioaktivt middel i stand til økning av den intracellulære 

konsentrasjonen og/eller aktiviteten til Hsp70, hvori det bioaktive midlet er en 

proteasominhibitor valgt fra MG132 og laktacystin, for fremstillingen av et medikament 

for behandlingen av en lysosomal lagringsforstyrrelse. 
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