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Primjena jednog ili oba od:

kiselog-beta-glukocerebrozidaznog (acid-beta-glucocerebrosidase - GBA) polipeptida polinukleotida koji kodira

kiseli-beta-glukocerebrozidazni (GBA) polipeptid, u pripremi lijeka koji se koristi u metodi za lijeéenje subjekta

koji ima sinukleinopatiju, ali ne i klini¢ki dijagnosticiranu lizozomsku bolest skladistenja, gdje je polipeptid ili

polinukleotid administriran u koli¢ini efikasnoj da smanji nivo a-sinukleina u centralnom ili perifernom nervnom

sistemu subjekta, ili oba, ili u lizozomskom odjeljku subjekta.

Primjena patentnog zahtjeva 1, u kojem je sinukleinopatija primarna sinukleinopatija.

Primjena patentnog zahtjeva 2, u kojem sinukleinopatija sadrzi koju ili viSe od sljede¢ih bolesti:

Parkinsonova bolest (PD), sporadi¢na ili nasljedna demencija sa Levijevim tijelima (sporadic or heritable dementia

with Lewy bodies - DLB), ¢isti autonomni poremecaj (pure autonomic failure - PAF) sa taloZenjem a-sinukleina,

multipla sistemska atrofija (MSA), nasljedna neurodegeneracija sa taloZenjem Zeljeza u mozgu, 1 sporadi¢no

oboljenje Levijevih tijela u poodmakloj Zivotnoj dobi.

Primjena patentnog zahtjeva 1, u kojem je sinukleinopatija sekundarna sinukleinopatija.

Primjena patentnog zahtjeva 4, u kojem sinukleinopatija sadr7i bilo koju ili viSe od sljedec¢ih bolesti:

Alzheimerova bolest varijanti Levijevih tijela, Downov sindrom, progresivna supranuklearna paraliza, esencijalni

tremor sa Levijevim tijelima, familijarni parkinsonizam sa ili bez demencije, demencija povezana sa tau genom ili

progranulin genom sa ili bez parkinsonizma, Creutzfeldt-Jakobova bolest; goveda spongiformna encefalopatija,

sekundarna Parkinsonova bolest, parkinsonizam nastao uslijed izlaganja neurotoksinima, parkinsonizam induciran

lijekovima sa talozenjem a-sinukleina; sporadi¢na ili nasljedna spinocerebelarna ataksija, amiotrofi¢na lateralna

skleroza (ALS), 1 idiopatski poremeéaj procesa spavanja brzog kretanja oka.

Primjena patentnog zahtjeva 1, koja dalje sadrzi administraciju jednog ili vise agenasa koji pojacavaju autofagiju o-

sinukleinskih kompleksa, ili polipeptid koji pojacava proces razlaganja a-sinukleinskih kompleksa unutar lizozoma.

Primjena patentnog zahtjeva 6, u kojem agens sadrzi mTOR inhbitor.

Primjena patentnog zahtjeva 6, u kojem agens sadrZi rapamicin ili analog rapamicina.

Primjena patentnog zahtjeva 6, u kojem agens sadrzi jedan ili viSe od everolimusa, ciklosporina, FK506, hsc70, N-

oktil-4-epi-f-valienamina, i glicerola.

Primjena patentnog zahtjeva 6, gdje agens sadrZi mali molekul, veliki molekul, peptid, antitelo, nukleinsku kiselinu,

ili njihov bioloski aktivan fragment.

Jedan ili oba od:

kiselog-beta-glukocerebrozidaznog (GBA) polipeptida, i

polinukleotida koji kodira kiseli-beta-glukocerebrozidazni (GBA) polipeptid

za primjenu u metodi lijeCenja sinukleinopatije koja nije klinicki dijagnosticirana lizozomska bolest skladiStenja.

Jedan ili oba od:

kiselog-beta-glukocerebrozidaznog (GBA) polipeptida, i

polinukleotida koji kodira kiseli-beta-glukocerebrozidazni (GBA) polipeptid, u pripremi lijeka za primjenu u

metodi lijecenja subjekta sa jednim ili vise sljedecih oboljenja:
Parkinsonova bolest (PD), sporadi¢na ili nasljedna demencija sa Levijevim tijelima (DLB), ¢isti autonomni
poremecaj (PAF) sa taloZenjem o-sinukleina, multipla sistemska atrofija (MSA), nasljedna neurodegeneracija
sa talozenjem Zeljeza u mozgu, sporadicno oboljenje Levijevih tijela u poodmakloj Zivotnoj dobi,
Alzheimerova bolest varijanti Levijevih tijela, Downov sindrom, esencijalni tremor sa Levijevim tijelima,
familijarni parkinsonizam sa ili bez demencije, demencija povezana sa tau genom ili progranulin genom sa ili
bez parkinsonizma, Creutzfeldt-Jakobova bolest; goveda spongiformna encefalopatija, sekundarna
Parkinsonova bolest, parkinsonizam nastao usijed izlaganja neurotoksinima, parkinsonizam induciran
lijekovima sa taloZenjem o-sinukleina; sporadi¢na ili nasljedna spinocerebelarna ataksija, amiotrofi¢na
lateralna skleroza (ALS), 1 idiopatski poremecaj procesa spavanja brzog kretanja oka, gdje je polipeptid ili
polinukleotid administriran u koli¢ini efikasnoj da smanji nivo o-sinukleina u centralnom ili perifernom
nervnom sistemu subjekta, ili oba, ili u lizozomskom odjeljku subjekta.

Jedan ili oba od:

kiselog-beta-glukocerebrozidaznog (GBA) polipeptida, i

polinukleotida koji kodira kiseli-beta-glukocerebrozidazni (GBA) polipeptid, za primjenu u metodi lijecenja

Parkinsonove bolesti (PD), sporadi¢ne ili nasljedne demencije sa Levijevim tijelima (DLB); Cistog autonomnog

poremecaja (PAF) sa taloZenjem a-sinukleina, multiple sistemske atrofije (MSA), nasljedne neurodegeneracije sa

taloZenjem Zeljeza u mozgu, sporadi¢nog oboljenja Levijevih tijela u poodmakloj Zivotnoj dobi, Alzheimerove

bolesti varijanti Levijevih tijela, Downovog sindroma, esencijalnog tremora sa Levijevim tijelima, familijarnog

parkinsonizma sa ili bez demencije, demencije povezana sa tau genom ili progranulin genom sa ili bez

parkinsonizma, Creutzfeldt-Jakobove bolesti; govede spongiformne encefalopatije, sekundarne Parkinsonove

bolesti, parkinsonizma nastalog usijed izlaganja neurotoksinima, parkinsonizma induciranog lijekovima sa
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taloZenjem o-sinukleina; sporadiéne ili nasljedne spinocerebelarne ataksije, amiotrofiéne lateralne skleroze (ALS), i
idiopatskog poremecaja procesa spavanja brzog kretanja oka.
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