1. Rekombinantinis AAV vektorius, apimantis transgeną, koduojantį rūgščią sfingomielinazę, skirtas naudoti Nimano-Piko A tipo ligos arba Nimano-Piko B tipo ligos paciento gydymo būde, kur minėtas rekombinantinis AAV vektorius yra AAV5 vektorius ir kur būdas apima vektoriaus skyrimą bent į vieną paciento galvos smegenų skilvelį, kur minėtas transgenas yra ekspresuotas ir ekspresuotas baltymo produktas yra pateikiamas į centrinę nervų sistemą ir nebūtinai į visceralinius organus. 

2. Rekombinantinis AAV vektorius, skirtas naudoti pagal 1 punktą, kur minėtas rekombinantinis AAV vektorius yra AAV vektorius, kuris turi AAV5 kapsidę ir AAV2 genomą. 

3. Rekombinantinis AAV vektorius, skirtas naudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur būdas apima vektoriaus skyrimą injekcija tiesiogiai į: (i) galvos smegenų skilvelį; (ii) galvos smegenų šoninį skilvelį; arba (iii) galvos smegenų ketvirtą skilvelį.
4. Rekombinantinis AAV vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį vieną iš 1 - 3 punktų, kur pacientas yra žinduolis.

5. Rekombinantinis AAV vektorius, skirtas naudoti pagal 4 punktą, kur pacientas yra žmogus.
6. Rekombinantinis AAV vektorius, skirtas naudoti pagal bet kurį vieną iš 1 - 5 punktų, kur minėtas būdas yra Nimano-Piko A tipo ligos gydymo būdas. 
