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Patentkrav 

 

1. Migalastat eller salt derav for anvendelse i en fremgangsmåte for reduksjon av 

nyreglobotriaosylceramid (GL-3) hos en pasient som har klassisk Fabrys sykdom, 

fremgangsmåten omfattende administrering til pasienten av en effektiv mengde av 5 

migalastat eller salt derav med en frekvens på én gang annenhver dag for reduksjon av 

pasientens nyre GL-3, hvori den effektive mengden er 100 mg til 150 mg fri baseekvivalent 

(FBE). 

 

2. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 1, hvori pasienten har et 10 

detekterbart nivå av interstitiell kapillær GL-3 i nyren før initiering av administreringen av 

migalastaten eller saltet derav. 

 

3. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 1 eller 2, hvori reduksjon av 

nyre GL-3 omfatter reduksjon av GL-3-inneslutninger per nyre interstitielt kapillært. 15 

 

4. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

3, hvori pasienten har en mutasjon i α-Gal A valgt fra gruppen som består av I253T, 

P259R, G183D, L243F, C174R, D55V/Q57L, G144V, G373S, D322E, G325R og Y216C. 

 20 

5. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

4, hvori migalastaten eller saltet derav øker α-galaktosidase A-aktivitet. 

 

6. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

5, hvori den effektive mengden er 123 mg FBE. 25 

 

7. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

6, hvori den effektive mengden er 123 mg av migalastat fri base. 

 

8. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒30 

6, hvori saltet av migalastat er migalastathydroklorid. 

 

9. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 8, hvori den effektive mengden 

er 150 mg av migalastathydroklorid. 

 35 

10. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

9, hvori migalastaten eller saltet derav er i en oral doseringsform. 
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11. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 10, hvori den orale 

doseringsformen omfatter en tablett, en kapsel eller en løsning. 

 

12. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

11, hvori migalastaten eller saltet derav administreres i minst 6 måneder. 5 

 

13. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒

12, hvori administrering av migalastaten eller saltet derav til en gruppe av klassiske Fabry-

pasienter tilveiebringer en gjennomsnittlig reduksjon i GL-3-inneslutninger per nyre 

interstitielt kapillært på minst 0,5 etter 6 måneder etter administrering av migalastaten 10 

eller salt derav. 
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