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Patentkrav

1. Isolert humant trunkert cystationin B-syntase (htCBS) polypeptid som omfatter en
aminosyresekvens som deler en aminosyresekvensidentitet pa minst 50 %, minst 60 %,
minst 70 %, minst 80 %, minst 90 %, minst 95 % eller minst 99 % sammenlignet med
SEKV ID NR: 2; videre omfattende en karboksylterminal trunkering, hvori trunkeringen
omfatter restene 383-551, 397-551, 414-551, 442-551, 489-551, 497-551, 524-551,
534-541, eller 534-541, SEKV ID NR: 2, og hvori htCBS-polypeptidet er kovalent koblet
til minst ett eller flere polyetylenglykol (PEG)-molekyler, hvori det ene eller flere PEG-
molekyler er NHS-esteraktiverte PEG-molekyler og/eller har et molekylvekt stgrre enn
eller lik 20 kDa.

2. Isolert htCBS-polypeptid ifglge krav 1, videre omfattende en mutasjon av et cystein til
et serin ved aminosyreposisjon 15 sammenlignet med et CBS-protein som omfatter
aminosyresekvensen til SEKV ID NR: 2.

3. Isolert htCBS-polypeptid ifglge krav 1 eller krav 2, omfattende en aminosyresekvens
som deler en aminosyresekvensidentitet pa8 minst 90 % sammenlignet med SEKV ID NR:
2.

4. Isolert htCBS-polypeptid ifglge krav 1 eller krav 2, omfattende en aminosyresekvens
som deler en aminosyresekvensidentitet p& minst 95 % sammenlignet med SEKV ID NR:
2.

5. Isolert htCBS-polypeptid ifglge krav 1 eller krav 2, omfattende en aminosyresekvens
som deler en aminosyresekvensidentitet p& minst 99 % sammenlignet med SEKV ID NR:
2.

6. Isolert htCBS-polypeptid ifglge hvilket som helst av kravene 1-5, hvori trunkeringen
omfatter restene 414-551 av SEKV ID NR: 2.

7. Isolert htCBS-polypeptid ifglge hvilket som helst av kravene 1-6, hvori PEG-
molekylene er valgt fra uforgrenet og forgrenet PEG.

8. Isolert htCBS-polypeptid ifglge krav 7, hvori PEG-molekylet er ME-200MAOB, ME-
400MA, GL2-400MA, GL4-400MA, GL2-800MA, ME-200GS, ME-200AL eller MEPA-20T.

9. Isolert htCBS-polypeptid ifglge krav 1, hvori (a) polypeptidet omfatter en
aminosyresekvens som deler en aminosyresekvensidentitet p& minst 99 % sammenlignet
med SEKV ID NR: 2; (b) polypeptidet omfatter videre en mutasjon av et cystein til et
serin ved aminosyreposisjon 15 sammenlignet med et CBS-protein som omfatter
aminosyresekvensen til SEKV ID NR: 2; (c) trunkeringen omfatter restene 414-551 av
SEKV ID NR: 2; og (d) PEG-molekylet er ME-200GS.

10. Isolert htCBS-polypeptid ifglge hvilket som helst av kravene 1-9, hvori nukleinsyren
som koder for htCBS-polypeptidet er optimalisert for ekspresjon i et Escherichia coli (E.
coli)-basert ekspresjonssystem.

11. Isolert htCBS-polypeptid ifglge hvilket som helst av kravene 1-10, hvori htCBS-
polypeptidet er renset fra andre proteinkomponenter slik at proteinet omfatter minst ca.
80 % vekt/vekt av det totale proteinet i en gitt sammensetning, og mer foretrukket, ved
minst 85 %, og mer foretrukket minst 90 %, og mer foretrukket minst 91 %, og mer
foretrukket minst 92 %, og mer foretrukket minst 93 %, og mer foretrukket minst 94 %,
og mer foretrukket minst ca. 95%, og mer foretrukket minst ca. 96%, og mer
foretrukket minst ca. 97%, og mer foretrukket minst ca. 98%, og mer foretrukket minst
ca. 99%, vekt/vekt av totalt protein i en gitt sammensetning.
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12. Isolert htCBS-polypeptid ifglge hvilket som helst av kravene 1-11, hvori htCBS-
polypeptidet er ikke-hem-bindende og forblir katalytisk aktivt.

13. Isolert htCBS-polypeptid ifglge hvilket som helst av kravene 1-12, hvori
aminosyresekvensen omfatter ikke mer enn to aminosyrerester ved N-terminalen som
ikke er en rest av den naturlig forekommende humane cystationin B-syntase-
aminosyresekvensen ved den posisjonen.

14. Farmasgytisk sammensetning omfattende: en terapeutisk effektiv mengde av det
isolerte htCBS-polypeptidet ifglge hvilket som helst av kravene 1-13; og en farmasgytisk
akseptabel barer, fortynningsmiddel eller hjelpestoff.

15. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 14, for bruk ved behandling eller lindring av
homocystinuri og homocystein-remetyleringsforstyrrelse, hvori det isolerte htCBS-
polypeptidet skal administreres til et individ med behov for det.

16. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge krav 15, hvori den farmasgytiske
sammensetningen beholder 70 % eller mer av den initiale aktiviteten til den
administrerte sammensetningen etter 24 timer.

17. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge krav 15 eller 16, hvori en mengde av
det isolerte htCBS-polypeptidet opp til 20 mg/kg administreres til individet.

18. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge krav 17, hvori en mengde av det
isolerte htCBS-polypeptidet mellom 0,1 og 7,5 mg/kg skal administreres til individet.

19. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge krav 17, hvori en mengde av det
isolerte htCBS-polypeptidet mellom 0,1 og 5 mg/kg administreres til individet.

20. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 15-19,
hvori homocystinuri og homocystein-remetyleringsforstyrrelser er mental retardasjon,
osteoporose, ectopia lentis, kyphoscoliosis, slag, hjerteinfarkt eller lungeemboli.

21. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 15-20,
hvori individet ogsa administreres en eller flere av en antikoagulant, et statin, en svakt
proteinbegrenset diett, anetol-ditioletion eller betain.

22. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 17-21,
hvori det isolerte htCBS-polypeptidet er formulert for administrering til individet ved en
implantert osmotisk pumpe, intravengs injeksjon, subkutan injeksjon eller intraperitoneal
injeksjon.

23. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 21-22,
hvori betainadministrasjon skjer to ganger daglig.

24. Farmasgytisk sammensetning for bruk ifglge hvilket som helst av kravene 15-23,
hvori individet er pa en svakt proteinbegrenset diett.



	Bibliographic data
	Claims

