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1.

Pripravak koji sadrZi izolirani humani mutirani polipeptid krnje cistationin beta sintaze (htCBS) konjugiran na PEG
dio, pri ¢emu izolirani htCBS mutirani polipeptid sadrZi aminokiselinsku sekvencu SEQ 1D NO:3 s promjenom
cisteina na poziciji aminokiseline koja odgovara do 15 od SEQ ID NO:3 na serin i bez N-terminalnog prvog
metioninskog ostatka koji odgovara SEQ ID NO:3, te je PEGiliran s ME-200GS;

za uporabu u metodi lijeenja homocistinurije kod ljudskog subjekta, pri éemu se PEGilirani htCBS mutant
polipeptid primjenjuje najmanje jednom tjedno tijekom najmanje $est tjedana u dozi izmedu 0.33 1 10 mg/kg.
Pripravak za uporabu prema zahtjevu 1, naznacen time $to je doza koli¢ina odabrana iz skupine koju ¢ine: 0.33, 0.5,
oko 1, oko 2,1 oko 5 mg/kg.

Pripravak za uporabu prema zahtjevu 1, naznacen time $to je doza oko 0.4 mg/kg.

Pripravak za uporabu prema zahtjevu 1, naznacen time $to se PEGilirani htCBS mutantni polipeptid primjenjuje
najmanje dva puta tjedno.

Pripravak za uporabu prema zahtjevu 1, naznacen time $to se PEGilirani htCBS mutantni polipeptid primjenjuje
zajedno s betainom.

Pripravak za uporabu prema zahtjevu 1, naznacen time $to se betain primjenjuje prije PEGiliranog htCBS mutantnog
polipeptida.
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