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Krav

1. En krystallinsk forbindelsesform (1),
SH

HO H “‘\\\\\\\QH

HO\\:‘\“‘ N\/\/\\/G

(),

hvor den krystallinske formen viser en refleksjon, oppgitt som en 20 verdi ved 17.8 £
0.2°, i et rantgen pulver diffraksjons mgnster, hvor refleksjonen ved 17.8 = 0.2° er en

av de fire sterkeste refleksjonene i rantgen pulver diffraksjons mansteret.

2. Krystallinsk forbindelsesform ifglge krav 1, ytterligere viser en eller flere
refleksjoner, oppgitt som en 20 verdi, ved en eller flere av 4.1 £ 0.2°, 8.3 £+ 0.2°, 12.4
+0.2°,13.6£0.2°,14.5+0.2°,14.9+0.2°,15.2+£0.2°,17.2+£ 0.2°,19.3 £ 0.2°, 21.2
+0.2°,22.4 £ 0.2°,22.9 £ 0.2° and 23.3 £ 0.2°, i et rantgen pulver diffraksjons

manster.
3. Krystallinsk forbindelsesform ifalge krav 1 eller krav 2:
(a) innehavende et smeltepunkt pa 89°C til 96°C; og/eller
(b) hvor den krystallinske forbindelsesformen er vesentlig ikke-hygroskopisk.

4. En farmasgytisk sammensetning omfattende den krystallinske

forbindelsesformen til ethvert av kravene 1-3.

5. Farmasgytisk sammensetning ifglge krav 4, hvor den farmasgytiske

sammensetningen er oppbevart i en kapsel.

6. Farmasgytisk sammensetning ifalge krav 4, hvor den farmasgytiske

sammensetningen er oppbevart i en kapsel:
(a) uten ethvert andre ingredienser; eller

(b) med minst en farmasgytisk akseptert beerer.
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7. Krystallinsk forbindelsesform ifglge ethvert av kravene 1-3, eller den

farmasgytiske sammensetningen til ethvert av kravene 4-6, for bruk i terapi.

8. Krystallinsk forbindelsesform ifglge ethvert av kravene 1-3, eller den

farmasgytiske sammensetningen til ethvert av kravene 4-6, for bruk som en medisin.

9. Krystallinsk forbindelsesform ifglge ethvert av kravene 1-3, eller den
farmasgytiske sammensetningen til ethvert av kravene 4-6, for i behandling av
sykdom som omfatter unormale verdier av glukosylceramid og/eller hgyere nivaer av

glykosfingolipider.

10.  Krystallinsk forbindelsesform eller den farmasgytiske sammensetningen for
bruk ifglge krav 9, hvor sykdommen omfattende unormale verdier av glukosylceramid
og/eller hgyere nivaer av glykosfingolipider er en en lysosomal lagringssykdom, slik
som Gaucher sykdom, Fabry sykdom, GM1 gangliosidoser, GM2 gangliosidoser
(som Tay-Sachs sykdom, Sandhoff sykdom eller AB-varianten), Sialidose, Niemann-
Pick sykdom type C og Action Myoclonus Nyresvikt syndrom, eller et symptom til en
sykdommene kollektivt klassifisert som en metabolsk syndrom, som overvekt, insulin
resistens, hyperlipidemi, hyperkolesterolemi, polycystisk nyresykdom, type Il diabetes
og kronisk betennelse, eller en nevrodegenerativ lidelse, slik som Parkinsons sykdom

eller Lewy-body-demens, eller aterosklerose.

11.  En fremgangsmate for & forberede den krystallinsk forbindelsesformen ifglge
ethvert av kravene 1-3, som omfatter a sette i kontakt et prgve av sammensetningen
(I) med et lasningsmiddel, alternativt hvor:

(a) lzsningsmidlet er valgt fra acetonitril, etylacetat, isopropanol, anisol, vann

og tert-butylmetyleter (TBME); og/eller

(b) far praven av forbindelse (I) bringes i kontakt med Igsningsmidlet, blir
preven av forbindelse () renset, eventuelt hvor praven av forbindelse (l)

renses ved bruk av kromatografi.

12.  Bruk av den frie basen til sammenstillingen (I) for a forberede den krystallinske

forbindelsesformen ifglge ethvert av kravene 1-3.
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13. En fremgangsmate for a forberede den krystallinske forbindelsesformen ifalge
ethvert av kravene 1-3 som omfatter a krystallisere den frie basen il

sammenstillingen (l).
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