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1. Junginys:


arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska,
skirtas panaudoti paciento cistinės fibrozės gydymui arba sunkumo palengvinimui, kur pacientas turi aptinkantį geną, kuris sukelia cistinės fibrozės transmembraninio pralaidumo reguliacinės aminorūgščių sekos fenilalanino 508 padėtyje pašalinimą.

2. Junginys, skirtas panaudoti pagal 1 punktą, kur pacientas turi dvi aptinkančio geno kopijas.
3. Junginys, skirtas panaudoti pagal 1 punktą, kur junginys gali būti naudojamas CFTR aktyvumo moduliavimui žinduolio ląstelės membranoje.
4. Kompozicija, apimanti junginį:
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtiną druską,
skirtas panaudoti paciento cistinės fibrozės gydymui arba sunkumo palengvinimui, kur pacientas turi aptinkantį geną, kuris sukelia cistinės fibrozės transmembraninio pralaidumo reguliacinės aminorūgščių sekos fenilalanino 508 padėtyje pašalinimą.

5. Kompozicija skirta panaudoti pagal 4 punktą, kur pacientas turi dvi aptinkančio geno kopijas.

6. Kompozicija skirta panaudoti pagal 4 arba 5 punktą, pasirinktinai papildomai apimanti mukolitiką, bronchodilatorių, antibiotiką, priešinfekcinį agentą, priešuždegiminį agentą, CFTR moduliatorių arba maistinį agentą.
7. Junginys, skirtas panaudoti pagal 1-3 punktus arba kompozicija, skirta panaudoti pagal 4 ir 5 punktus, skirti panaudoti derinių terapijoje.
8. Junginys arba kompozicija, skirti panaudoti pagal 7 punktą, kur junginys arba kompozicija yra skiriami tuo pačiu metu, prieš arba paeiliui su vienu arba daugiau kitų terapinių agentų.
9. Kompozicija skirta panaudoti pagal 4 ir 5 punktus, pasirinktinai papildomai apimanti CFTR moduliatorių.
