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Patentkrav
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eller et salt derav for anvendelse i behandling av spinal muskelatrofi (SMA) hos et
menneskelig individ med behov derav, behandlingen omfattende administrering av
minst to ladedoser av antisense-forbindelsen eller saltet derav intratekalt til det

menneskelige individet, hvori de minst to ladedosene omfatter:
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(i) forste ladedose av antisense-forbindelsen eller saltet derav som er ekvivalent
med 50 mg av antisense-forbindelsen; og

(i) andre ladedose av antisense-forbindelsen eller saltet derav som er ekvivalent
med 50 mg av antisense-forbindelsen, administrert 10 til 20 dager etter
administrering av den farste ladedosen.

2. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 1,
behandlingen videre omfattende administrering intratekalt til det menneskelige
individet av minst én vedlikeholdsdose, hvori den minst ene vedlikeholdsdosen er
ekvivalent med 28 mg av antisense-forbindelsen.

3. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifalge krav 1,
behandlingen videre omfattende administrering intratekalt til det menneskelige
individet av vedlikeholdsdoser av antisense-forbindelsen eller saltet derav, som
begynner ca. 4 maneder etter administrering av den andre ladedosen og fortsetter
én gang omtrent hver 4. maned deretter, hvori hver vedlikeholdsdose er ekvivalent
med 28 mg av antisense-forbindelsen.

4. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 1,
behandlingen videre omfattende administrering intratekalt til det menneskelige
individet av vedlikeholdsdoser av antisense-forbindelsen eller saltet derav, som
begynner ca. 4 maneder etter administrering av den andre ladedosen og fortsetter
én gang 4 maneder deretter, hvori hver vedlikeholdsdose er ekvivalent med 28 mg
av antisense-forbindelsen.

5. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifalge et hvilket som helst
av kravene 1 til 4, hvori den andre ladedosen administreres 14 dager etter
administrering av den fgrste ladedosen.

6. Antisense-forbindelse som har den fglgende strukturen:
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eller et salt derav for anvendelse i behandling av spinal muskelatrofi (SMA) hos et
menneskelig individ med behov derav,

hvori det menneskelige individet tidligere ble administrert én eller flere doser av
antisense-forbindelsen eller saltet derav, og hvori den ene eller flere tidligere

administrerte dosene var ekvivalent med 12 mg av antisense-forbindelsen, og
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behandlingen omfatter administrering intratekalt til det menneskelige individet:

(i) ladedose av antisense-forbindelsen eller saltet derav som er ekvivalent med
50 mg av antisense-forbindelsen, administrert ca. 4 maneder etter administrering av
den siste tidligere administrerte dosen ekvivalent med 12 mg av antisense-
forbindelsen; og

(i) vedlikeholdsdoser av antisense-forbindelsen eller saltet derav, som begynner
ca. 4 maneder etter administrering av ladedosen og fortsetter en gang ca. hver 4.
maned deretter, hvori hver vedlikeholdsdose er ekvivalent med 28 mg av antisense-
forbindelsen.

7. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 6, hvori
det menneskelige individet tidligere ble administrert minst én, minst to, minst tre,
minst fire, minst fem, eller én, to, tre, fire eller fem doser av antisense-forbindelsen
eller saltet derav, hvori hver av de tidligere administrerte dosene var ekvivalente med
12 mg av antisense-forbindelsen.

8. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 6 eller 7,
hvori ladedosen av antisense-forbindelsen eller saltet derav administreres 4
maneder etter administrering av den siste tidligere administrerte dosen ekvivalent
med 12 mg av antisense-forbindelsen.

9. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 6 til 8, hvori vedlikeholdsdosene av antisense-forbindelsen eller
saltet derav administreres som begynner 4 maneder etter administrering av
ladedosen og fortsetter én gang hver 4. maned deretter.

10. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 6, hvori det
menneskelige individet tidligere ble administrert minst fem doser av antisense-
forbindelsen eller saltet derav, hvori hver av de minst fem tidligere administrerte
dosene var ekvivalente med 12 mg av antisense-forbindelsen.

11. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 6, hvori det
menneskelige individet tidligere ble administrert minst fire doser av antisense-
forbindelsen eller saltet derav, hvori hver av de minst fire tidligere administrerte
dosene var ekvivalente med 12 mg av antisense-forbindelsen.

12.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 6, hvori
det menneskelige individet tidligere ble administrert fire doser av antisense-
forbindelsen eller saltet derav, hvori hver av de tidligere administrerte dosene var

ekvivalente med 12 mg av antisense-forbindelsen.
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13.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge krav 6, hvori
det menneskelige individet tidligere ble administrert en dose av antisense-
forbindelsen eller saltet derav, hvori den tidligere administrerte dosen var ekvivalent
med 12 mg av antisense-forbindelsen.

14. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1 til 13, hvori det menneskelige individet har

(i) infantil-debut SMA (type | SMA);

(i) senere oppstatt SMA (type Il SMA eller type Il SMA); eller

(iii) voksendebut SMA (type IV SMA).

15.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1 til 13, hvori det menneskelige individet er presymptomatisk for
SMA.

16.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1 til 15, hvori det menneskelige individet administreres antisense-
forbindelsen eller saltet derav ved anvendelse av en spinal anestesinal.

17.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifalge et hvilket som
helst av kravene 1 til 16, hvori antisense-forbindelsen eller saltet derav administreres
i et injeksjonsvolum pa 5,0 ml.

18.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1 til 17, hvori antisense-forbindelsen eller saltet derav lgses opp i
fosfatbufret saltigsning (PBS), eller i kunstig cerebrospinalvaeske (aCSF).

19.  Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifalge et hvilket som
helst av kravene 1 til 18, hvori saltet av antisense-forbindelsen er et natriumsalt.
20. Antisense-forbindelsen eller saltet derav for anvendelse ifglge et hvilket som
helst av kravene 1 til 18, hvori saltet av antisense-forbindelsen har den fglgende

strukturen:
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