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Patentkrav

1. Saltvann- eller bufferbasert formulering omfattende 10 mg/ml eller mer
arylsulfatase A (ASA), for anvendelse i en fremgangsmate ved behandling av
metakromatisk leukodystrofisykdom i et individ, hvor fremgangsmaten omfatter 8
direkte administrere formuleringen inn i cerebrospinalvaesken av individet via
intraparenchymal, intracerebral, intraventrikulzer cerebral (ICV) eller intratekal (IT)

administrasjon.

2. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge krav 1, hvor
den saltvann- eller bufferbaserte formulering ytterligere omfatter et buffermiddel
valgt fra gruppen bestdende av fosfat, acetat, histidin, suksinat, sitrat, Tris og

kombinasjoner derav.

3. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge krav 2, hvor

buffermidlet er fosfat, valgfritt hvor fosfatet foreligger i en konsentrasjon pa:

(i) ikke mer enn 50 mM, og/eller

(i) ikke mer enn 20 mM.
4, Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor ASA-proteinet foreligger i en konsentrasjon
valgt fra 10 mg/ml, 30 mg/ml, 50 mg/ml eller 100 mg/ml.
5. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor ASA-proteinet omfatter en aminosyresekvens i

henhold til SEQ ID NO: 1.

6. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som

helst av de forutgdende krav, hvor ASA-proteinet er fremstilt fra:
(i) en human cellelinje, eller

(i) CHO-celler.
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7. Saltvannn- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket
som helst av de forutgdende krav, omfattende NaCl i en konsentrasjon fra 0-300

mM, f.eks. 137-154 mM, valgfritt hvor NaCl-konsentrasjonen er omtrent 154 mM.

8. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge krav 7,

ytterligere omfattende en polysorbatsurfaktant.

9. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge krav 8, hvor
polysorbatsurfaktanten er valgt fra gruppen bestdende av polysorbat 20, polysorbat
40, polysorbat 60, polysorbat 80 og kombinasjoner derav, valgfritt hvor
polysorbatsurfaktanten er polysorbat 20, valgfritt hvor polysorbat 20 foreligger i en

konsentrasjon i omrddet fra 0-0,2%, valgfritt ca. 0,005%.

10. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor formuleringen har en pH-verdi fra 5,5-6,5,

valgfritt hvor formuleringen har en pH-verdi pa ca. 6,0.

11. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1-10, hvor formuleringen er rekonstituert fra en lyofilisert
formulering med et fortynningsmiddel.

12. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor formuleringen ytterligere omfatter et
stabiliserende middel valgt fra gruppen bestdende av et sukker, et ikke-

reduserende sukker og/eller en aminosyre.

13. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som

helst av kravene 1-12, hvor den intratekale administrasjon finner sted:
(i) én gang annenhver uke,
(i)  én gang i maneden, eller
(iii)  én gang annenhver maned.

14. Saltvann- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som

helst av kravene 1-13, hvor den intratekale administrasjon brukes



NO/EP3626257

(a) i sammenheng med intravengs administrasjon, valgfritt hvor den

intravengse administrasjon ikke er hyppigere enn:
(i) én gang i maneden, eller
(i) én gang annenhver maned; eller
5 (b) i fraveer av intravengs administrasjon; og/eller
(c) i fraveer av ledsagende immunosuppressiv terapi.
15. Saltvann- eller bufferbasert formulering for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av de forutgdende krav, hvor den saltvann- eller bufferbaserte formulering
tilveiebringes i en beholder omfattende en enkeltdoseringsform, valgfritt hvor
10 (a) beholderen er valgt fra en ampull, et glass, en patron, et reservoar,
et lyo-jekt eller en forhandsfylt sprgyte, valgfritt hvor den forhdndsfylte
sprgyte er valgt fra borsilikatglassprgyter med bakt silikonbelegg,

borsilikatglasspr@gyter med sprgytet silikon, eller plastharpiksspragyter uten

silikon; og/eller

15 (b) den saltvann- eller bufferbaserte formulering foreligger i et volum p&
mindre enn:
(i) ca. 50,0 ml, eller

(i) ca. 3,0 ml.
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