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Patentkrav 

1. Saline- eller buffer-basert formulering omfattende 10 mg/ml eller mer av 

iduronat-2-sulfatase (I2S) for anvendelse i en fremgangsmåte for behandling av 

Hunters Syndrom i et individ, hvor nevnte fremgangsmåte omfatter direkte å 

administrere nevnte formulering inn i cerebrospinalvæsken hos et individ via 5 

intraparenchymal, intracerebral, intraventrikulær cerebral (ICV) eller intratekal (IT) 

administrasjon. 

 

2. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge krav 1, hvor den 

saline- eller buffer-baserte formulering ytterligere omfatter et bufringsmiddel valgt 10 

fra gruppen bestående av fosfat, acetathistidin, succinat, Tris og kombinasjoner 

derav. 

 

3. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge krav 2, hvor 

bufringsmiddelet er fosfat, eventuelt hvor fosfaten er til stede ved en 15 

konsentrasjon: 

 (i)  som ikke er høyere enn 50 mM og/eller 

 (ii) som ikke er høyere enn 20 mM. 

4. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av de foregående krav, hvor 12S-proteinet er til stede ved en konsentrasjon 20 

valgt fra 10 mg/ml, 30 mg/ml, 50 mg/ml eller 100 mg/ml. 

 

5. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av de foregående krav, hvor 12S-protienet omfatter aminosyresekvensen av 

SEQ ID NO: 1. 25 

 

6. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av de foregående krav, hvor 12S-proteinet er dannet fra: 

 (i) en human cellelinje eller 

 (ii) CHO-celler. 30 

7. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av de foregående krav, omfattende NaCl ved en konsentrasjon som strekker 
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seg fra 0-300 mM, f.eks. 137-154 mM, eventuelt hvor NaCl er til stede ved en 

konsentrasjon på omkring 154 mM. 

 

8. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge krav 7, 

ytterligere omfattende en polysorbat-surfaktant. 5 

 

9. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge krav 8, hvor 

polysorbat-surfaktanten er valgt fra gruppen bestående av polysorbat 20, 

polysorbat 40, polysorbat 60, polysorbat 80 og kombinasjoner derav, eventuelt 

hvor polysorbat-surfaktanten er polysorbat 20, eventuelt hvor polysorbat 20 er til 10 

stede ved en konsentrasjon i området 0-0,02%, eventuelt hvor polysorbat 20 er til 

stede ved omkring 0,005%. 

 

10. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av de foregående krav, hvor formuleringen har en pH på 5,5-6,5, eventuelt 15 

hvor formuleringen har en pH på omkring 6,0. 

 

11. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av kravene 1 – 10, hvor formuleringen er rekonstituert fra en frysetørket 

formulering med et fortynningsmiddel. 20 

 

12. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av de foregående krav, hvor formuleringen ytterligere omfatter et 

stabiliseringsmiddel valgt fra gruppen bestående av et sukker, et ikke-reduserende 

sukker og/eller en aminosyre. 25 

 

13. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av kravene 1 – 12, hvor den intratekale administrasjonen finner sted: 

 (I)  hver annen uke, 

 (ii) en gang månedlig eller 30 

 (iii) en gang hver annen måned. 

 

14. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 

helst av kravene 1 – 13, hvor den intratekale administrasjonen anvendes: 

 (a) i forbindelse med intravenøs administrasjon, eventuelt hvor den 35 

intravenøse administrasjonen ikke er hyppigere enn: 
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 (i) en gang månedlig eller 

 (ii) en gang hver annen måned; 

 (b) ved fravær av intravenøs administrasjon og/eller 

 (c) ved fravær av samtidig immunosuppressiv terapi. 

15. Saline- eller buffer-basert formulering for anvendelse ifølge et hvilket som 5 

helst av de foregående krav, hvor den saline- eler buffer-baserte formuleringen er 

til stede i en beholder omfattende en enkeltdoseform, eventuelt hvor 

 (a) beholderen er valg fra en ampulle, en flaske, en patron, et reservoar, 

en lyco-ject eller en på forhånd fylt sprøyte, eventuelt hvor den på forhånd fylte 

sprøyten er valgt fra borosilikat glass-sprøyter med et bakt silikonbelegg, 10 

borosilikat glass-sprøyter med sprayet silikon eller plastresin-sprøyter uten silikon 

og/eller 

 (b) den saline- eller buffer-baserte formuleringen er til stede i et volum 

på mindre enn: 

 (i) omkring 50,0 ml eller 15 

 (ii) omkring 3,0 ml. 
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