1. Rekombinantinio žmogaus N-acetilgalaktozamino 6-sulfatazės (GALNS) fermento kompozicija, kur minėta fermento kompozicija apima GALNS fermentus, apimančius aminorūgščių seką, kuri bent 95% yra identiška sekos SEQ ID Nr. 4 27-522 aminorūgštims, naudinga lizosomų kaupimo ligos, kuri yra sukelta arba yra susijusi su minėtų GALNS fermentų stoka, gydymui, kur minėti GALNS fermentai minėtoje kompozicijoje pasižymi:

(a) mažiausiai 50% cisteino liekanos 53 padėtyje konversija į Cα-formilgliciną (FGly); ir

(b) tuo, kad jie yra N (prijungti) glikozilinti prie asparagino liekanų 178 ir 397 padėtyse, ir kur bent 50% oligomanozės grandinių, prijungtų prie asparagino liekanos 178 padėtyje, yra bis-fosforilintos; 

kur nebūtinai GALNS fermentas yra sulietas baltymas, apimantis ląstelinio taikinio signalą, lokalizuotą GALNS fermento N arba C gale. 

2. GALNS fermento kompozicija pagal 1 punktą, kur lizosomų kaupimo liga yra IVa tipo mukopolisacharidozė (MPS IVa) arba Morkio A sindromas arba daugybinis sulfatazės trūkumas. 

3. GALNS fermento kompozicija pagal bet kurį vieną 1 arba 2 punktą, kur GALNS fermentas sudaro 55-60 kDa pagrindinę juostą, tai yra bent 75% matomų baltymų arba bent 85% matomų baltymų, kaip nustatyta Kumasi mėlynuoju dažymu, atliekant SDS-PAGE redukuojančiomis sąlygomis.

4. GALNS fermento kompozicija pagal bet kurį vieną 1 arba 2 punktą, kur GALNS fermentas sudaro 55-60 kDa pagrindinę juostą, tai yra bent 90% matomų baltymų, kaip nustatyta Kumasi mėlynuoju dažymu, atliekant SDS-PAGE redukuojančiomis sąlygomis.

5. GALNS fermento kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1-4 punktų, kur GALNS fermentas pasižymi bent 70% cisteino liekanos 53 padėtyje konversija į Cα-formilgliciną (FGly).

6. GALNS fermento kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1-4 punktų, kur GALNS fermentas pasižymi bent 90% cisteino liekanos 53 padėtyje konversija į Cα-formilgliciną (FGly).

7. Kompozicija pagal 1 punktą, skirta naudoti IVa tipo mukopolisacharidozės (MPS IVa) arba Morkio A sindromo arba daugybinio sulfatazės trūkumo gydymui. 

8. Išvalyto rekombinantinio žmogaus N-acetilgalaktozamino 6-sulfatazės (GALNS) fermento kompozicijos pagal bet kurį vieną iš 1-6 punktų panaudojimas gaminant vaistą, skirtą IVa tipo mukopolisacharidozės (MPS IVa) arba Morkio A sindromo arba daugybinio sulfatazės trūkumo gydymui. 

9. Kompozicija, skirta naudoti pagal 7 punktą arba panaudojimas pagal 8 punktą, kur GALNS fermentas sudaro 55-60 kDa pagrindinę juostą, tai yra bent 75% matomų baltymų arba bent 85% matomų baltymų, kaip nustatyta Kumasi mėlynuoju dažymu, atliekant SDS-PAGE redukuojančiomis sąlygomis.

10. Kompozicija, skirta naudoti pagal 7 punktą arba panaudojimas pagal 8 punktą, GALNS fermentas sudaro 55-60 kDa pagrindinę juostą, tai yra bent 90% matomų baltymų, kaip nustatyta Kumasi mėlynuoju dažymu, atliekant SDS-PAGE redukuojančiomis sąlygomis.

11. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 7-10 punktų arba panaudojimas pagal bet kurį iš 8-10 punktų, kur GALNS fermentas pasižymi bent 70% cisteino liekanos 53 padėtyje konversija į Cα-formilgliciną (FGly).

12. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 7-10 punktų arba panaudojimas pagal bet kurį iš 8-10 punktų, kur GALNS fermentas pasižymi bent 90% cisteino liekanos 53 padėtyje konversija į Cα-formilgliciną (FGly).

13. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 7-12 punktų arba panaudojimas pagal bet kurį iš 8-12 punktų, kur gydymo efektyvumas yra nustatomas paciento, kuris kenčia nuo MPS IVa arba Morkio A sindromo, keratano sulfato (KS) ekskrecijos su šlapimu matavimu, kur paciento, kenčiančio nuo MPS IVa arba Morkio A sindromo, šlapimo KS lygiai yra lyginami su normalaus subjekto ir (arba) negydyto paciento, kuris kenčia nuo MPS IVa arba Morkio A sindromo, ir (arba) to paties paciento prieš gydymą GALNS fermentu, šlapimo KS lygiais arba kur gydymo efektyvumas yra nustatomas iš paciento funkcinės būklės vertinimo, matuojant ištvermę ėjimo testais, lipant laiptais ar plaučių kvėpavimo funkciją, kur, nebūtinai, ėjimo testu matuoja 6 arba 12 minučių ėjimo distanciją, arba kur lipimą laiptais matuoja užliptų laiptų skaičiumi per minutę, arba kur plaučių/kvėpavimo trakto funkciją matuoja kardialine funkcija (echokardiograma) arba plaučių funkcija (FVC, FEV1 arba maksimaliu iškvėpimu).

14. Kompozicija, skirta naudoti arba panaudojimas pagal 13 punktą, kur po gydymo GALNS fermentu pasiekia šlapimo KS sumažėjimą didesnį nei 25%, arba kur po gydymo GALNS fermentu pasiekia šlapimo KS sumažėjimą didesnį nei 50%. 

15. GALNS fermento kompozicija pagal bet kurį vieną iš 1-6 punktų, kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį vieną iš 7-14 punktų arba kompozicijos panaudojimas pagal bet kurį vieną iš 8-14 punktų, kur ląstelinio taikinio signalas apima peptidą, orientuotą į kaulo ląsteles. 
