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Patentkrav 

 

1. Migalastat eller salt derav for anvendelse i en fremgangsmåte for å redusere 

risikoen for en cerebrovaskulær (CBV) hendelse hos en pasient med Fabrys sykdom, 

fremgangsmåten omfattende å administrere til pasienten en formulering omfattende en 5 

effektiv mengde av migalastaten eller salt derav annenhver dag i minst 2 år, hvori den 

effektive mengden er ca. 100 mg til ca. 150 mg fri baseekvivalent (FBE). 

 

2. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 1, hvori CBV-hendelsen 

omfatter én eller flere av hjernestammeiskemi, hjerneinfarkt, hjerneblødning, cerebral 10 

iskemi, cerebrovaskulær ulykke, embolisk hjerneslag eller forbigående iskemisk angrep. 

 

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

eller salt derav øker α-galaktosidase A-aktivitet. 

 15 

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

3, hvori pasienten administreres ca. 123 mg FBE av migalastaten eller salt derav 

annenhver dag. 

 

5. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1‒20 

4, hvori pasienten administreres ca. 150 mg migalastathydroklorid annenhver dag. 

 

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

5, hvori formuleringen omfatter en oral doseringsform. 

 25 

7. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 6, hvori den orale 

doseringsformen omfatter en tablett, en kapsel eller en løsning. 

 

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

7, hvori migalastaten eller salt derav administreres i minst 3 år eller i minst 4 år. 30 

 

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

8, hvori pasienten ikke hadde en første CBV-hendelse før initiering av administrering av 

migalastaten eller salt derav. 

 35 

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

8, hvori pasienten hadde en første CBV-hendelse før initiering av administreringen av 

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

10, hvori pasienten er en naïv pasient med enzymerstatningsterapi (ERT). 

 

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

10, hvori pasienten er en ERT-erfaren pasient. 

 

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

12, hvori pasienten har en HEK-analysemottakelig mutasjon i α-galaktosidase A. 

 10 

14. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 13, hvori mutasjonen er 

offentligjort i en farmakologisk referansetabell. 

 

15. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 14, hvori den farmakologiske 

referansetabellen er tilveiebrakt i en produktetikett for et migalastatprodukt godkjent for 15 

behandlingen av Fabrys sykdom. 
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