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PATENTNI ZAHTJEVI

1.

Spoj s Formulom II:

pri cemu:
R! je CRHRHRY;
R’ je vodik, -OH ili halogen;
R’ je vodik, -OH, halogen ili -CHs;
R* je halogen, -CHs, fenil, fluorofenil, metilfenil, cikloheksilmetil,
pri éemu kada R* je halogen oba R* i R’ ne mogu biti vodik;
R’ i R se mogu spojiti s ugljikovim atomom na koji su oni vezani tako da tvore cikloalkilni prsten, koji mozZe
proizvoljno biti supstituiran s jednim ili viSe atoma halogena;
R® je vodik ili fenilalkil;
7. je proizvoljan, kada je prisutan Z je -(CH,)-, -C(=0)-, -S(=0),NH-, -S(=0),-, -S(=0),-CH,-, C(=0)-NH-, -
$(=0)2-NR’-, -C(=S)NH- ili -C(=0)CH,-;
R’ je vodik ili CH;
R’ je vodik ili aminofenilalkil;
R’ je -OH ili halogen; i
R® je vodik, halogen ili -CH,
pod uvjetom da R* i R” ne mogu oba biti vodik kada R* je halogen, i kada Z nije prisutan, R’ je -OH, R”, R®iR® su
vodik;
ili njihova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat;
naznaden time da je za uporabu za prevenciju i/ili lijecenje poremecaja lizosomskog nakupljanja kod pacijenta koji
ima rizik za razvoj ili mu je isti dijagnosticiran.
Spoj za uporabu prema zahtjevu 1, naznaden time da spoj ima Formulu III:
OH

pri cemu

R! je CRHRHRY;

R’ je vodik, -OH ili halogen;

R’ je vodik, -OH, halogen ili -CHs;

R* je halogen, -CHj;, fenil, fluorofenil, metilfenil, cikloheksilmetil, pri ¢emu kada R* je halogen oba R*i R’ ne
mogu biti vodik;

R’ i R se mogu spojiti s ugljikovim atomom na koji su oni vezani tako da tvore cikloalkilni prsten, koji moze
proizvoljno biti supstituiran s jednim ili viSe atoma halogena;

R’ je -OH; R® je vodik; i

R® je vodik,

pod uvjetom da R* i R? ne mogu oba biti vodik kada R* je halogen.

Spoj koji je izabran od:
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ili njihova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat, ili bilo koja kombinacija dva ili viSe od njih; naznacen time da je
za uporabu za prevenciju i/ili lijeenje poremecaja lizosomskog nakupljanja kod pacijenta koji ima rizik za razvoj

ili mu je isti dijagnosticiran.
Spoj za uporabu prema zahtjevu 3, naznacen time da spoj je:
OH F

H
0 F

N~
H
ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat.
Spoj za uporabu prema zahtjevu 3, naznacen time da spoj je:

C:)HF

HO
N
H
ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat.
Spoj za uporabu prema zahtjevu 3, naznacen time da spoj je:
QH E
HOW_ - :

N
H

ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat.
Spoj za uporabu prema zahtjevu 3, naznacen time da spoj je:

OH F
HOW_~

N
H
ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat.
Spoj za uporabu prema zahtjevu 3, naznacen time da spoj je:

OH

RORS
N |

H

ili njegova farmaceutski prihvatljiva sol ili solvat.

Spoj za uporabu prema bilo kojem od prethodnih zahtjeva, naznafen time da poremecaj lizosomskog nakupljanja

je Neimann-Pickova bolest.

Spoj za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 8, naznaden time da poremecaj lizosomskog nakupljanja je

Gaucherova bolest.

Spoj za uporabu prema bilo kojem od zahtjeva 1 do 10, naznalen time da je u kombinaciji s najmanje jednim

drugim terapijskim sredstvom.

Spoj za uporabu prema zahtjevull, naznacen time da najmanje jedno drugo terapijsko sredstvo je imigluceraza ili

1,5-(butilimino)-1,5-dideoksi-D-glucitol.
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13. Komplet naznaden time da sadrZi:
*  spremnik koji ima u¢inkovitu koli¢inu spoja s formulom:

C:)HF

‘HO

N
H

ili njegovu farmaceutski prihvatljivu sol ili solvat; te
* instrukcije koriStenje istog za prevenciju ili lijeCenje poremeéaja lizosomskog nakupljanja.
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