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Patentkrav 

 

1. Sammensetning omfattende rekombinant human syre alfa-glukosidase (rhGAA) 

fremstilt av ovarieceller fra kinesisk hamster (CHO), hvori 40 %‒60 % av de totale N-

glykanene på rhGAA i sammensetningen er kompleks type N-glykaner og i gjennomsnitt 5 

inneholder N-glykaner mer enn 3 mol mannose-6-fosfat (M6P) per mol rhGAA. 

 

2. Sammensetningen ifølge krav 1, hvori rhGAA i gjennomsnitt bærer 2,0 til 8,0 

sialinsyrerester per mol rhGAA. 

 10 

3. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av kravene 1 eller 2, hvori N-

glykanene i gjennomsnitt inneholder mer enn 4 mol sialinsyre per mol rhGAA. 

 

4. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori det 

gjennomsnittlige innholdet av N-glykaner som bærer M6P varierer fra 3,0 til 7,0 mol per 15 

mol rhGAA. 

 

5. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori 

minst 3 %‒10 % av de totale glykanene på rhGAA er i form av monofosforylert mannose-

6-fosfat (mono-M6P)-glykan, minst 0,5‒3,0 % av de totale glykanene på rhGAA er i form 20 

av et bis-fosforylert mannose-6-fosfat (bis-M6P)-glykan, og i gjennomsnitt inneholder 

mindre enn 25 % av total rhGAA ingen fosforylert glykanbinding til CIMPR. 

 

6. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori 

minst 3 % av de totale glykanene på rhGAA er bis-M6P-glykaner. 25 

 

7. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori 45‒

55 % av de totale N-glykanene på rhGAA i sammensetningen er kompleks type N-

glykaner. 

 30 

8. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori 50 

% av de totale N-glykanene på rhGAA i sammensetningen er kompleks type N-glykaner. 

 

9. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, hvori 

rhGAA fremstilles av CHO-celler transformert med en DNA-konstruksjon som koder for 35 

SEQ ID NO: 4. 
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10. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, videre 

omfattende et farmakologisk chaperon. 

 

11. Sammensetningen ifølge krav 10, hvori det farmakologiske chaperonet velges fra 

gruppen som består av 1-deoksynojirimycin eller et salt derav og N-butyl-5 

deoksynojirimycin eller et salt derav. 

 

12. Sammensetningen ifølge et hvilket som helst av de foregående kravene, for 

anvendelse i behandlingen av Pompes sykdom. 

 10 

13. Sammensetningen for anvendelse ifølge krav 12, hvori sammensetningen 

administreres til (a) hjertemuskelen til individet, (b) quadriceps, triceps eller annen 

skjelettmuskulatur til individet, eller (c) membranen til individet. 

 

14. Sammensetningen for anvendelse ifølge krav 12 eller krav 13, hvori 15 

sammensetningen kombineres med, koadministreres med eller administreres separat 

sammen med en farmakologisk chaperon. 

 

15. Sammensetningen for anvendelse ifølge krav 14, hvori den farmakologiske 

chaperonen velges fra gruppen som består av 1-deoksynojirimycin eller et salt derav og 20 

N-butyl-deoksynojirimycin eller et salt derav. 
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