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Patentkrav 

 

1. Migalastat eller salt derav for anvendelse i behandlingen av Fabrys sykdom hos en 

pasient som har et α-galaktosidase-A-protein omfattende en HEK-analysemottakelig 

mutasjon valgt fra gruppen som består av N34D, N34T, G35V, I133M, F145S, P146R, 5 

L167V, L180W, R196G, M208R, I219L, Q221P, N224T, I242T, Q250R, Q250H, G261S, 

G261C, I303F, K326N, F337S, E358Q og G375E. 

 

2. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 1 for behandlingen av Fabrys 

sykdom hos en pasient som har nedsatt nyrefunksjon. 10 

 

3. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 2 for behandlingen av Fabrys 

sykdom hos en pasient som har mild eller moderat nedsatt nyrefunksjon. 

 

4. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge krav 2 for behandlingen av Fabrys 15 

sykdom hos en pasient som har alvorlig nedsatt nyrefunksjon. 

 

5. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 2 

til 4, hvori pasienten er en pasient med enzymerstatningsterapi (ERT). 

 20 

6. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 2 

til 4, hvori pasienten er en naïv pasient med enzymerstatningsterapi (ERT). 

 

7. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 2 

til 6, hvori pasienten har et proteinurinivå på mindre enn 100 mg/24 timer før 25 

behandlingen startes. 

 

8. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 2 

til 6, hvori pasienten har et proteinurinivå på 100 til 1 000 mg/24 timer før behandlingen 

startes. 30 

 

9. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 2 

til 6, hvori pasienten har et proteinurinivå på over 1000 mg/24 timer før behandlingen 

startes. 

 35 

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

til 9, hvori mutasjonen velges fra gruppen som består av: N34D, N34T og G35V. 
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11. Migalastat eller salt derav for anvendelse ifølge et hvilket som helst av kravene 1 

til 9, hvori mutasjonen velges fra gruppen som består av: I133M, F145S, P146R, L167V 

og L180W. 

 

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

til 9, hvori mutasjonen velges fra gruppen som består av: R196G, M208R, I219L, Q221P, 

N224T, I242T, Q250R og Q250H. 

 

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

til 9, hvori mutasjonen velges fra gruppen som består av: G261S, G261C og I303F. 10 

 

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

til 9, hvori mutasjonen velges fra gruppen som består av: K326N, F337S, E358Q og 

G375E. 
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