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1
Patentkrav
1. Minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I:
7 QL
X N’S X
ey
= NH
I

og farmasgytisk akseptable salter derav, for anvendelse i en fremgangsmate for
5 behandling av cystisk fibrose, hvor fremgangsmaten omfatter 8 administrere til en

pasient som har behov for det:

(A) 5 mg til 20 mg av minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I:

og farmasgytisk akseptable salter derav daglig; og
10 (B) minst én forbindelse valgt fra:

(i) Forbindelse II:

H
OH
F><O o F N
\\tOH

OH

2

og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(i) (a) Forbindelse III:
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OH
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N
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og farmasgytisk akseptable salter derav eller

(b) Forbindelse III-d:

OH CD;
CDs
0O o0 cDs
LY
N
H 2
5 og farmasgytisk akseptable salter derav.
2. Minst én forbindelse valgt fra (i) og (ii):
(i) Forbindelse II:
N
0
F N\
F><O o mCOH
F
OH
OH

2

og farmasgytisk akseptable salter derav, og

10 (i) (a) Forbindelse III:

OH
O O
N
Cﬁ%
N
H 9

og farmasgytisk akseptable salter derav eller

(b) Forbindelse III-d:



NO/EP3880197

OH CDs
CDs
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H

og farmasgytisk akseptable salter derav,

for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av cystisk fibrose, hvor

fremgangsmaten omfatter 8 administrere til en pasient som har behov for det:

5 (A) 5 mg til 20 mg av den minst éne forbindelse valgt fra Forbindelse I:

0]

og farmasgytisk akseptable salter derav daglig; og
(B) minst én forbindelse valgt fra:

() Forbindelse II:

N
O
j 0 D\/\»% OH
F O F N
KtOH
10 oH |

og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(i) (a) Forbindelse III:

OH
o o
N
Oy
N
H 3



og farmasgytisk akseptable salter derav eller
(b) Forbindelse III-d:

OH CD;
CD;

o o -
N
|l H
N
H

og farmasgytisk akseptable salter derav.
5 3. Minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I:

O 00

\//

og farmasgytisk akseptable salter derav, og
minst én forbindelse valgt fra (i) og (ii):

(i) Forbindelse II:
N
@]
F N\
FXO © D\/I}X\OH
F
KtOH
10 OH

og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(i) (a) Forbindelse III:
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og farmasgytisk akseptable salter derav eller

(b) Forbindelse III-d:

OH CDs
D,
o o -
N
|l H
N
H
2

5 og farmasgytisk akseptable salter derav,

for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av cystisk fibrose, hvor

fremgangsmaten omfatter 8 administrere til en pasient som har behov for det:

(A) 5 mg til 20 mg av den minst éne forbindelse valgt fra Forbindelse I:

0]

10  og farmasgytisk akseptable salter derav daglig; og

(B) minst én forbindelse valgt fra:

() Forbindelse II:

N

@]

j o D\/\>7<\OH
F O F N
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og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(i) (a) Forbindelse III:

OH
o 0
N
ooy
N
H 2

og farmasgytisk akseptable salter derav eller

5 (b) Forbindelse III-d:

OH CDs
D,
o o -
N
|l H
N
H 2

og farmasgytisk akseptable salter derav.

4, Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av

kravene 1-3, omfattende & administrere til pasienten:
10 (A)

(a) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable

salter derav;

(b) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse II og farmasgytisk akseptable

salter derav; og
15 (c) minst én forbindelse valgt fra (i) Forbindelse III og farmasgytisk akseptable

salter derav, eller (ii) Forbindelse III-d og farmasgytisk akseptable salter derav;

eller

(B)
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(a) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable

salter derav;

(b) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse II og farmasgytisk akseptable

salter derav; og

(c) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse III og farmasgytisk akseptable

salter derav; eller

(®)

(a) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable

salter derav;

(b) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse II og farmasgytisk akseptable

salter derav; og

(c) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse ITII-d og farmasgytisk akseptable

salter derav.

5. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av

kravene 1-3, hvor:

(a) den minst éne forbindelse valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable
salter derav, administreres i en enkelt sammensetning med den minst éne
forbindelse valgt fra Forbindelse II, Forbindelse III, Forbindelse III-d, og

farmasgytisk akseptable salter derav; eller

(b) den minst éne forbindelse valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable
salter derav, og den minst éne forbindelse valgt fra Forbindelse II, Forbindelse III,
Forbindelse III-d, og farmasgytisk akseptable salter derav, administreres i én eller

flere atskilt sammensetninger; eller

(c) en fgrste farmasgytisk sammensetning omfattende minst én forbindelse
valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable salter derav administreres i
kombinasjon med en andre farmasgytisk sammensetning omfattende minst én
forbindelse valgt fra Forbindelse II, Forbindelse III, Forbindelse III-d, og

farmasgytisk akseptable salter derav.
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6. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-3, hvor en fgrste farmasgytisk sammensetning omfattende minst én
forbindelse valgt fra Forbindelse I og farmasgytisk akseptable salter derav

administreres i kombinasjon med:

() en andre farmasgytisk sammensetning omfattende (a) minst én forbindelse
valgt fra Forbindelse II og farmasgytisk akseptable salter derav; og (b) minst én
forbindelse valgt fra Forbindelse III, Forbindelse III-d, og farmasgytisk akseptable

salter derav; eller

(i) en andre farmasgytisk sammensetning omfattende Forbindelse II og
Forbindelse ITI-d.

7. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-3, omfattende & administrere en enkelt sammensetning omfattende
Forbindelse I eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav, Forbindelse II, og
Forbindelse III-d.

8. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-7, hvor 5 mg, 10 mg eller 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig

mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig.

9. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge krav 8, hvor Forbindelse

I eller et farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres:

(a) som en enkelt dose, én gang daglig; eller

(b) i to doser daglig.

10. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-8, hvor 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres i én til fire doser daglig.

11. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-10, hvor 50 mg til 150 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde
av et farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig, valgfritt hvor 50 mg
av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt

derav per dosering administreres én gang daglig eller to ganger daglig.
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12. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-10, hvor 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et
farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig.

13. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge krav 12, hvor:

(a) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav administreres som en enkelt dose, én gang daglig; eller

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav administreres i to doser daglig.

14. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av

kravene 1-12, hvor:

(a) 150 mg til 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig; eller

(b) 50 mg til 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig.

15. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge krav 13, hvor:

(a) 150 mg til 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig; eller

(b) 50 mg til 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres daglig.

16. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge krav 14, hvor:

()

(a) 150 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav administreres to ganger daglig; eller

NO/EP3880197

(b) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav administreres daglig; eller
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(i)
mengden pd 150 mg daglig av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav administreres i én, to eller tre doser daglig;

eller

(iii)

mengden p& 300 mg daglig av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et

farmasaytisk akseptabelt salt derav administreres i én, to, tre eller fire doser.

17. Minst én forbindelse valgt fra:

(A) Forbindelse I og farmasgytisk akseptable salter derav,

(B) Forbindelse II og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(©) Forbindelse III og farmasgytisk akseptable salter derav eller Forbindelse

III-d og farmasgytisk akseptable salter derav; eller

(A), (B) og (C),

for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av cystisk fibrose, hvor
fremgangsmaten omfatter & administrere daglig til en pasient som har behov for
det:

(a) 5 mg til 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav;

(b) 50 mg til 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav; og

(c) (i) 150 mg til 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av

et farmasgytisk akseptabelt salt derav; eller

(i) 50 mg til 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av

et farmasgytisk akseptabelt salt derav.
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18. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge krav 17, hvor

fremgangsmaten omfatter & administrere:

(A)

NO/EP3880197

(a) 5 mg, 10 mg eller 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(c) (i) 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller (ii) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig

mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav; eller

(B)

(a) 5 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk
akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(c) 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller

(®)

(a) 10 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(0) 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller

(D)
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(a) 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(c) 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller

(E)

(a) 5 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(c) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller

(F)

(a) 10 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(9) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller

(G)

(a) 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav;

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og
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(c) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav.

19. Minst én forbindelse valgt fra:

(A) Forbindelse I og farmasgytisk akseptable salter derav,

(B) Forbindelse II og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(©) Forbindelse III og farmasgytisk akseptable salter derav eller Forbindelse

III-d og farmasgytisk akseptable salter derav; eller

(A), (B) og (C),

for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av cystisk fibrose, hvor
fremgangsmaten omfatter a8 daglig administrere til en pasient som har behov for
det:

(a) en fgrste farmasgytisk sammensetning omfattende 5 mg til 20 mg av

Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav;
0g

(b) en andre farmasgytisk sammensetning daglig omfattende

() 50 til 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et
farmasgytisk akseptabelt salt derav; og

(i) enten (1) 150 mg til 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig
mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav, eller (2) 50 mg til 150 mg av
Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt

derav.

20. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge krav 19, hvor

fremgangsmaten omfatter a:

(A)
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(a) administrere daglig til en pasient som har behov for det en fgrste
farmasgytisk sammensetning omfattende 5 mg, 10 mg eller 20 mg av Forbindelse I

eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav; og

(b) administrere daglig til pasienten en andre farmasgytisk sammensetning
omfattende (i) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et
farmasgytisk akseptabelt salt derav; og (ii) 150 mg av Forbindelse III eller en

likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav; og

(c) administrere daglig til pasienten en tredje farmasgytisk sammensetning
omfattende 150 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav; eller

(B)

(a) en fgrste farmasgytisk sammensetning omfattende 5 mg, 10 mg eller 20 mg
av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt

derav; og

(b) en andre farmasgytisk sammensetning omfattende (i) 100 mg av
Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt
derav; og (ii) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et
farmasgytisk akseptabelt salt derav.

21. Minst én forbindelse valgt fra:

(i) Forbindelse I og farmasgytisk akseptable salter derav,

(i) Forbindelse II og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(i) Forbindelse III og farmasgytisk akseptable salter derav; eller

(i), (ii) og (iii),

for anvendelse i en fremgangsmate for behandling av cystisk fibrose, hvor

fremgangsmaten omfatter & administrere daglig til en pasient som har behov for

det en fgrste farmasgytisk sammensetning omfattende
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(a) 5 mg til 20 mg av Forbindelse I eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav,

(b) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk
akseptabelt salt derav, og

(c) 150 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

deretter administrere til pasienten daglig en andre farmasgytisk sammensetning
omfattende 150 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav.

22. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av

kravene 1-21, hvor pasienten er:

(a) heterozygot for F508del-CFTR-mutasjonen; eller

(b) homozygot for F508del-CFTR-mutasjonen.

23. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-22, hvor fremgangsmaten omfatter & administrere et farmasgytisk
akseptabelt salt av Forbindelse I, valgfritt hvor fremgangsmaten omfatter a
administrere Forbindelse II.

24. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-6 og 8-21, hvor fremgangsmaten omfatter & administrere Forbindelse
III.

25. Forbindelse eller forbindelser for anvendelse ifglge et hvilket som helst av
kravene 1-6 og 8-20, hvor fremgangsmaten omfatter & administrere Forbindelse
III-d.

26. Farmasgytisk sammensetning omfattende 5 mg til 20 mg av Forbindelse I
eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav, og valgfritt

omfattende ett eller flere ytterligere CFTR-modulerende midler.

27. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 26, ytterligere omfattende:

NO/EP3880197
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(A)

(a) 50 til 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav; og

(b) (N 150 mg til 300 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av

et farmasgytisk akseptabelt salt derav eller

(i) 50 mg til 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av

et farmasgytisk akseptabelt salt derav; eller

(B)

(a) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og (b)

(b) () 150 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav, eller

(i) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et

farmasgytisk akseptabelt salt derav; eller

(®)

(a) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(b) 150 mg av Forbindelse III eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; eller

(D)

(a) 100 mg av Forbindelse II eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav; og

(b) 150 mg av Forbindelse III-d eller en likeverdig mengde av et farmasgytisk

akseptabelt salt derav.
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28. Farmasgytisk sammensetning ifglge et hvilket som helst av kravene 26 eller
27, hvor sammensetningen omfatter 5 mg, 10 mg eller 20 mg av Forbindelse I eller
en likeverdig mengde av et farmasgytisk akseptabelt salt derav.

29. Produkt som inneholder:

5 (A) minst én forbindelse valgt fra Forbindelse I:

0]

og farmasgytisk akseptable salter derav, og
(B) minst én forbindelse valgt fra (i) og (ii):

(i) Forbindelse II:

H
OH
FXO o F N
KtOH

10 OH

2

og farmasgytisk akseptable salter derav, og

(i) (a) Forbindelse III:

OH
0o o
N
Oy
N
H k]

og farmasgytisk akseptable salter derav eller

15 (b) Forbindelse III-d:
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OH CD;
CD;

o o -
N
|l H
N
H

og farmasgytisk akseptable salter derav,
som et kombinasjonspreparat for samtidig, atskilt eller sekvensiell anvendelse i en
fremgangsmate for behandling av cystisk fibrose, hvor fremgangsmaten omfatter a

5 administrere til en pasient som har behov for det:

(A) 5 mg til 20 mg av den minst éne forbindelse valgt fra Forbindelse I:

Yy
(TN T
Ne A 2 Nz
O NN
~ —)DZ/NH

og farmasgytisk akseptable salter derav daglig; og
(B) minst én forbindelse valgt fra:

10 (i) Forbindelse II:

H
OH
FXO o F N
KtOH

OH

2

og farmasgytisk akseptable salter derav, og (ii)

(i) (a) Forbindelse III:
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o 0
N
ooy
N
H

og farmasgytisk akseptable salter derav eller

OH

(b) Forbindelse III-d:

OH CDs
o o -
N
|l H
N
H

og farmasgytisk akseptable salter derav.
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