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5-[[4-[2-[5-(1-HYDROKSIETYYLI)PYRIDIN-2-YYLIJETOKSIIFENYYLIJMETYYLI]-1,3-TIATSOLIDIINI-2,4-DIONIA JA SEN SUOLOJA
KAYTETTAVIKSI MITOKONDRIOSAIRAUKSIEN HOIDOSSA

5-[[4-[2-[5-(1-HYDROXYETHYL)PYRIDIN-2-YLJETHOXY]PHENYL]METHYL]-1,3-THIAZOLIDINE-2,4-DIONE AND ITS SALTS FOR USE IN THE
TREATMENT OF MITOCHONDRIAL DISEASES
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Patenttivaatimukset

1. Yhdiste, jolla on kaava (1), tai sen farmaseuttisesti hyvaksyttava suola kaytettavaksi
mitokondriosairauden hoidossa tai ehkaisyssa,

OH o

\
NH

= S%
N (o

o]
(1),
jolloin mainittu mitokondriosairaus on primaarinen mitokondriohairié, joka on valittu

ryhmasta, joka koostuu Rettin oireyhtymasta ja Leighin oireyhtymasta.

2. Patenttivaatimuksen 1 mukaisesti kaytettava yhdiste, jolloin mitokondriosairaus on

Rettin oireyhtyma.

3. Patenttivaatimuksen 1 mukaisesti kaytettava yhdiste, jolloin mitokondriosairaus on

Leighin oireyhtyma.

4. Jonkin patenttivaatimuksen 1-3 mukaisesti kaytettava yhdiste, jolloin kaavan (1)

mukainen yhdiste on

yhdiste (2): (R)-5-[4-[2-[5-(R)-(1-hydroksietyyli)pyridin-2-
yyliletoksilfenyyliimetyyli]-1,3-tiatsolidiini-2,4-dioni;

yhdiste (3): (R)-5-[[4-[2-[5-(S)-(1-hydroksietyyli)pyridin-2-
yyliletoksilfenyyliimetyyli]-1,3-tiatsolidiini-2,4-dioni;

yhdiste (4): (S)-5-[[4-[2-[5-(R)-(1-hydroksietyyli)pyridin-2-
yyliletoksilfenyyliimetyyli]-1,3-tiatsolidiini-2,4-dioni tai

yhdiste (5): (S)-5-[[4{2-[5-(S)-(1-hydroksietyyli)pyridin-2-

yyliletoksilfenyyliimetyyli]-1,3-tiatsolidiini-2,4-dioni;

tai niiden farmaseuttisesti hyvaksyttava suola.

5. Jonkin patenttivaatimuksen 1—4 mukaisesti kaytettdva yhdiste, jolloin korkeintaan
1 % vetyatomien kokonaismaarasta kaavan (1) mukaisen yhdisteen moolia kohden on

°H-isotoopin muodossa.



10

15

20

25

EP3801515
2

6. Jonkin patenttivaatimuksen 1-5 mukaisesti kaytettava yhdiste, jolloin yhdistetta

annetaan lapselle tai teini-ikaiselle vuorokausiannoksella 0,1-200 mg tai 10-100 mg.

7. Seos, jossa on kahta tai useampaa yhdistettd, jotka on valittu ryhméasta, joka
koostuu patenttivaatimuksen 4 mukaisesta yhdisteestd (2), yhdisteesta (3),
yhdisteesta (4) ja yhdisteesta (5) tai nuiden farmaseuttisesti hyvaksyttavasta suolasta,
kaytettdvaksi Rettin  oireyhtymastd ja Leighin oireyhtyméastd valittavan

mitokondriosairauden tai -toimintahairién hoidossa tai ehkaisyssa.

8. Patenttivaatimuksen 7 mukaisesti kaytettava seos, jolloin mainittu seos kasittaa
(a) yhdistetta (2) ja yhdistetta (3)
(b) yhdistetta (4) ja yhdistetta (5)
(c) yhdistetta (2) yhdistetta (4) tai
(d) yhdistetta (3) ja yhdistetta (5)

tai niiden farmaseuttisesti hyvaksyttavaa suolaa.

9. Patenttivaatimuksessa 4 mukaisen yhdisteen (2), yhdisteen (3), yhdisteen (4) ja
yhdisteen (5) tai niiden farmaseuttisesti hyvaksyttdvan suolan seos kaytettavaksi
Rettin oireyhtymastéa ja Leighin oireyhtyméastd valittavan mitokondriosairauden tai -
toimintahairién hoidossa tai enkaisyssa, jolloin seos kasittda kutakin yhdistettad 25 %:n

+ 5 %:n (paino/paino) maarana.

10. Jonkin  patenttivaatimuksen 7-9 mukaisesti kaytettdvd seos, jolloin

mitokondriosairaus tai -toimintahairié on Rettin oireyhtyma.

11. Jonkin  patenttivaatimuksen 7-9 mukaisesti kaytettdvd seos, jolloin

mitokondriosairaus tai -toimintahairié on Leighin oireyhtyma.
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