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Stabilna vodena formula za intratekalnu primjenu koja sadrZi protein arilsulfatazu A (ASA) u koncentraciji vecoj
od 10 mg/ml, sol, polisorbatni surfaktant i puferski agens, pri ¢enu je sol NaCl.
Stabilna vodena formula prema patentnom zahtjevu 1, gdje je ASA protein prisutan u koncentraciji u rasponu od
15-100 mg/ml, opcionalno gdje je ASA protein prisutan u koncentraciji izabranoj izmedu 30 mg/ml, 50 mg/ml ili
100 mg/ml.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gdje ASA protein sadrzi
aminokiselinsku sekvencu SEQ ID NO: 1.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, pri ¢emu:

(i) ASA protein se proizvodi iz ljudske stani¢ne linije, ili

(i) ASA protein se proizvodi iz CHO stanica.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gde je NaCl prisutan u koncentraciji
koja je u rasponu od 30-300 mM, opcionalno u koncentraciji u rasponu od 137-154 mM, opcionalno u
koncentraciji od priblizno 154 mM.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gde je polisorbatni surfaktant izabran
iz skupine koja se sastoji od polisorbata 20, polisorbata 40, polisorbata 60, polisorbata 80 i njihove kombinacije,
opcionalno gdje polisorbatni surfaktant je polisorbat 20, opcionalno gdje je polisorbatni surfaktant prisutan u
koncentraciji u rasponu od 0,001 do 0,5% i opcionalno gdje je polisorbat 20 prisutan u koncentraciji od priblizno
0,005%.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, gdje je puferski agens izabran iz
skupine koja se sastoji od fosfata, acetata, histidina, sukcinata, citrata, Trisa i njihovih kombinacija, a opcionalno
gdje je puferski agens fosfat i prisutan je u koncentraciji ne ve¢oj od 50 mM i opcionalno u koncentraciji ne vecoj
od 20 mM.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, pri ¢emu formula ima pH od
priblizno 3-8,0, priblizno 6,0-6,5 ili priblizno 6,0.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, pri ¢emu je formula rekonstituirana iz
liofilizirane formule s razblazivatem.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od prethodnih patentnih zahtjeva, pri ¢emu formula dalje sadrzi
stabilizator.
Stabilna vodena formula prema patentnom zahtjevu 10, gdje je stabilizator izabran iz skupine koja se sastoji od
saharoze, glukoze, manitola, sorbitola, PEG 4000, histidina, arginina, lizina, fosfolipida i njihove kombinacije.
Posuda za skladistenje koja sadrzi jedini¢ni dozni oblik stabilne vodene formule prema bilo kojem od prethodnih
patentnih zahtjeva.
Posuda za skladiStenje prema patentnom zahtjevu 12, pri ¢emu je posuda za skladistenje izabrana izmedu ampule,
bodice, patrone, rezervoara, lyo-injektora ili prethodno napunjene Sprice, opcionalno gdje je posuda za skladistenje
prethodno napunjena Sprica i opcionalno je izabrana izmedu borosilikatnih staklenih $prica s premazom od
peenog silikona, borosilikatnih staklenih $prica s rasprSenim silikonom ili plasti¢nih Sprica od smola bez silikona.
Posuda za skladiStenje prema patentnom zahtjevu 12, pri ¢emu je stabilna vodena formula prisutna u obujmu
manjem od oko 50,0 mL, opcionalno gdje je stabilna vodena formula prisutna u obujmu manjem od oko 5,0 mL.
Stabilna vodena formula prema bilo kojem od patentnih zahtjeva 1-11, za upotrebu u postupku lije¢enja bolesti
metakromatske leukodistrofije (MLD) koji obuhvaca korak intratekalne primjene formule subjektu.
Stabilna vodena formula za upotrebu prema patentnom zahtjevu 15, pri emu:

(i) intratekalna primjena se upotrebljava zajedno sa intravenskom primjenom, opcionalno gdje intravenska

primjena nije ¢es¢a od jednom mjesecno ili nije ¢esca od jednom u svaka dva mjeseca, ili
(ii) intratekalna primjena se upotrebljava u odsutstvu intravenske primjene, i/ili
(iii) intratekalna primjena se vrsi jednom u svaka dva tjedna, jednom mjesecno ili jednom u svaka dva
mjeseca, i/ili
(iv) intratekalna primjena se upotrebljava u odsutstvu istovremene imunosupresivne terapije.
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