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1. Apikal natriumavhengig gallesyretransportinhibitor (ASBTI) for anvendelse i en
fremgangsmate for gkning av vekst hos et pediatrisk individ med en kolestatisk
leversykdom, der fremgangsmaten omfatter administrering av en effektiv mengde av
ASBTI-en til individet, hvori ASBTI-en er
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(maralixibat) eller et farmasgytisk akseptabelt alternativt salt derav; og hvori ASBTI-

en administreres i en mengde pa ca. 140 pg/kg/dag til ca. 2000 pg/kg/dag.
2. ASBTI-en for anvendelse ifglge krav 1, hvori ASBTI-en er maralixibatklorid.

3. ASBTI-en for anvendelse ifglge krav 1 eller krav 2, hvori den kolestatiske
leversykdommen er progressiv familiger intrahepatisk kolestase (PFIC),
gallegangsatresi, Alagilles syndrom (ALGS) eller en hvilken som helst pediatrisk

kolestatisk tilstand som resulterer i lavere enn normal vekst, hgyde eller vekt.

4. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori den

kolestatiske leversykdommen er gallegangsatresi.

5. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori den
kolestatiske leversykdommen er PFIC, foretrukket hvori PFIC-en er valgt fra PFIC-
type 1, PFIC-type 2 og PFIC-type 3.

6. ASBTI-en for anvendelse ifglge krav 5, hvori PFIC-en er PFIC-type 2, foretrukket
hvori individet har et ABCB11-gen med en missense-mutasjon og ingen trunkerende

mutasjon.
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7. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori den

kolestatiske leversykdommen er ALGS.

8. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori ASBTI-

en administreres i en mengde pa ca. 140 pg/kg/dag til ca. 1400 pg/kg/dag.

9. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori ASBTI-

en administreres i en mengde pa ca. 280 pg/kg/dag til ca. 1400 pg/kg/dag.

10. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori ASBTI-

en administreres i en mengde pa ca. 400 pg/kg/dag til ca. 1200 pg/kg/dag.

11. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori ASBTI-
en administreres i en mengde pa ca. 400 ug/kg/dag til ca. 800 ug/kg/dag.

12. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-3, hvori ASBTI-
en administreres i en mengde pa ca. 400 pg/kg/dag til ca. 2000 pg/kg/dag.

13. ASBTI-en for anvendelse ifalge et hvilket som helst av kravene 1-7, hvori ASBTI-
en administreres én gang daglig (QD), foretrukket hvori ASBTI-en administreres i en
mengde pa ca. 140 pg/kg/dag til ca. 1400 pg/kg/dag.

14. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-7, hvori ASBTI-
en administreres to ganger daglig (BID), foretrukket hvori ASBTI-en administreres i

en mengde pa ca. 70 pg/kg til ca. 700 pg/kg per dose.

15. ASBTI-en for anvendelse ifglge krav 1, hvori en gkning i vekst males som en
gkning i hayde- eller vekt-Z-skar, foretrukket hvori administreringen resulterer i en
gkning i hayde- eller vekt-Z-skar pa minst 0,1 i forhold til baseline, mer foretrukket
hvori administreringen resulterer i en gkning i hgyde- eller vekt Z-skar pa minst 0,25 i

forhold til baseline.
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16. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-15, hvori
administreringen resulterer i en gkning i vekst innen 1 ar etter fgrste administrering

av ASBTI-en.

17. ASBTI-en for anvendelse ifglge et hvilket som helst av kravene 1-16, hvori en
akning i hayde- eller vekt-Z-skar opprettholdes over en periode pa opptil 20 uker,
foretrukket hvori gkningen i hgyde- eller vekt-Z-skar opprettholdes over en periode

pa opptil 2 ar.
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