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Patenttivaatimukset

1. Yhdistelmd, jossa on terapeuttisesti tehokas maara (i) amfoterisiini B:t& (AmB) tai sen

farmaseuttisesti hyvaksyttavaa suolaa tai hydraattia ja (i) kolesterolia, kaytettavaksi

kystisen fibroosin hoidossa sité tarvitsevalla potilaalla;

jolloin AmB ja kolesteroli annetaan aerosolina potilaan hengitysteihin ja

jolloin potilaalla on kaksi mutaatiota CFTR-anionikanavassa, ja kyseiset kaksi mutaatiota

valitaan kumpikin itsenaisesti seuraavasta taulukosta:
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2. Yhdistelma, jossa on terapeuttisesti tehokas maara (i) amfoterisiini B:ta4 (AmB) tai sen
farmaseuttisesti hyvaksyttavaa suolaa tai hydraattia ja (ii) kolesterolia, kaytettavaksi

a) hengitysteiden pintanesteen pH:n nostamisessa potilaalla, jolla on kystinen fibroosi

b) hengitysteiden pintanesteen viskositeetin pienentédmisessa potilaalla, jolla on kystinen
fibroosi; tai

c) hengitysteiden pintanesteen antimikrobisen aktiivisuuden lisdamisesséa potilaalla, jolla
on kystinen fibroosi;

jolloin AmB ja kolesteroli annetaan aerosolina potilaan hengitysteihin ja

jolloin potilaalla on kaksi mutaatiota CFTR-anionikanavassa, ja kyseiset kaksi mutaatiota

valitaan kumpikin itsenaisesti seuraavasta taulukosta:
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3. Patenttivaatimuksen 1 tai 2 mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin AmB ja kolesteroli
annetaan moolisuhteessa, joka on noin 1:1-1:2,5; jolloin valinnaisesti AmB ja kolesteroli

annetaan moolisuhteessa, joka on noin 1:2,5.

4. Patenttivaatimuksen 3 mukaisesti kaytettdva yhdistelmd, jolloin AmB ja kolesteroli
annetaan yhdessa sellaisen koostumuksen muodossa, joka koostuu olennaisesti vedesta,
AmB:std ja liposomikalvosta, joka koostuu hydratusta soijafosfatidyylikoliinista,
kolesterolista, distearoyylifosfatidyyliglyserolista, alfa-tokoferolista, sakkaroosista ja

dinatriumsuksinaattineksahydraatista.

5. Jonkin patenttivaatimuksen 1-3 mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin AmB ja
kolesteroli annetaan erillisina ladkekoostumuksina; jolloin valinnaisesti AmB ja kolesteroli
annetaan samanaikaisesti tai jolloin kolesteroli annetaan noin 5 minuutin — noin

168 tunnin sisalla ennen AmB:ta tai sen jalkeen.

6. Jonkin patenttivaatimuksen 1-4 mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin AmB ja
kolesteroli annetaan yhdessa ladkekoostumuksessa; jolloin valinnaisesti AmB ja

kolesteroli ovat kompleksina.

7. Jonkin edellisen patenttivaatimuksen mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin kyseiset
kaksi mutaatiota valitaan kumpikin itsenaisesti mutaatioista 2184delA, F508del, V520F,
1717-1G->A, EBOX, G551D, R553X ja D259G.

8. Patenttivaatimuksen 7 mukaisesti kaytettédva yhdistelma, jolloin potilaalla on CFTR-
mutaatioiden pari, joka on valittu mutaatioista F508del/F508del, G551D/F508del,
R553X/E6GOX, F508del/1717-1G->A, F508del/2184delA ja D259G/V520F; tai jolloin
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potilaalla on CFTR-mutaatioiden pari, joka on valittu mutaatioista F508del/F508del,
R553X/E6OX, F508del/1717-1G->A, F508del/2184delA ja D259G/V520F; jolloin

valinnaisesti kystinen fibroosi on refraktorinen ivakaftorilla annettavalle hoidolle.

9. Jonkin edellisen patenttivaatimuksen mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin

yhdistelméa kasittaa lisaksi terapeuttisesti tehokkaan méaaran antibioottia.

10. Jonkin edellisen patenttivaatimuksen mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin potilas
on ihminen; jolloin valinnaisesti ihminen on alle 12-vuotias tai jolloin ihminen on vahintaan

12-vuotias.

11. Jonkin patenttivaatimuksista 1-6 ja 9—10 mukaisesti kaytettava yhdistelma, jolloin

kyseiset kaksi mutaatiota valitaan itsenaisesti seuraavasta taulukosta:
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