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1. Junginys, kurio formulė II: 
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kur: 
R1 yra C(R2)(R3)(R4);

R2 yra vandenilis, -OH arba halogenas;

R3 yra vandenilis, -OH, halogenas arba -CH3;

R4 yra halogenas, -CH3, fenilas, fluorfenilas, metilfenilas, cikloheksilmetilas,
kur, jei R4 yra halogenas, R2 ir R3 abu negali būti vandenilis;

R3 ir R4 gali jungtis su anglies atomu, prie kurio jie yra prijungti, kad sudarytų cikloalkilo žiedą, kuris nebūtinai gali turėti vieną arba kelis halogeno atomų pakaitų;
R6 yra vandenilis arba fenilalkilas;
Z yra nebūtinas, jei Z yra, tai jis žymi -(CH2)-, -C(=O)-, -S(=O)2NH-, -S(=O)2-, -S(=O)2-CH2-, C(=O)-NH-, -S(=O)2-NR9-, -C(=S)NH- arba -C(=O)CH2-;

R9 yra vandenilis arba CH3;

R5 yra vandenilis arba aminofenilalkilas;
R7 yra -OH arba halogenas; ir
R8 yra vandenilis, halogenas arba -CH3,

su išlyga, kad R2 ir R3 abu negali būti vandenilis, kai R4 yra halogenas, ir, jei Z nėra, tai R7 yra -OH, R5, R6 ir R8 yra vandenilis;

arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas;
skirtas lizosomų kaupimosi sutrikimų profilaktikai ir/arba gydymui pacientų, kurie turi tokio sutrikimo vystymosi riziką arba toks sutrikimas yra diagnozuotas.
2. Junginys pagal 1 punktą, kur junginio formulė yra III:
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kur: 

R1 yra C(R2)(R3)(R4);

R2 yra vandenilis, -OH arba halogenas;

R3 yra vandenilis, -OH, halogenas arba -CH3;

R4 yra halogenas, -CH3, fenilas, fluorfenilas, metilfenilas, cikloheksilmetilas,
kur, jei R4 yra halogenas, R2 ir R3 abu negali būti vandenilis;

R3 ir R4 gali jungtis su anglies atomu, prie kurio jie yra prijungti, kad sudarytų cikloalkilo žiedą, kuris nebūtinai gali turėti vieną arba kelis halogeno atomų pakaitus;
R7 yra -OH; R6 yra vandenilis; ir
R8 yra vandenilis,
su išlyga, kad R2 ir R3 abu negali būti vandenilis, kai R4 yra halogenas.

3. Junginys, pasirinktas iš: 
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas arba jų dviejų arba kelių bet kuris derinys, skirtas naudoti lizosomų kaupimosi sutrikimų profilaktikai ir/arba gydymui pacientų, kurie turi tokio sutrikimo vystymosi riziką arba toks sutrikimas yra diagnozuotas.
4. Junginys, skirtas naudoti pagal 3 punktą, kur junginys yra:
[image: image13.png]Iz e
. I
C&




arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas.
5. Junginys, skirtas naudoti pagal 3 punktą, kur junginys yra:
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas.
6. Junginys, skirtas naudoti pagal 3 punktą, kur junginys yra:
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas.
7. Junginys, skirtas naudoti pagal 3 punktą, kur junginys yra:
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas.
8. Junginys, skirtas naudoti pagal 3 punktą, kur junginys yra:
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtina druska arba solvatas.
9. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį iš ankstesnių punktų, kur lizosomų kaupimosi sutrikimas yra Nimano-Piko liga.
10. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį vieną iš 1-8 punktų, kur lizosomų kaupimosi sutrikimas yra Goše liga.
11. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį vieną iš 1-10 punktų derinyje su bent vienu kitu terapiniu agentu.
12. Junginys, skirtas naudoti pagal 11 punktą, kur bent vienas kitas terapinis agentas yra imiglicerazė arba 1,5-(butilimino)-1,5-dideoksi-D-gliucitolis.
13. Rinkinys, apimantis:
• konteinerį, turintį junginio, kurio formulė
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arba jo farmaciniu požiūriu priimtinos druskos arba solvato veiksmingą kiekį; ir
• instrukcijas, skirtas jų naudojimui, siekiant apsisaugoti nuo lizosomų kaupimosi sutrikimo arba gydytis nuo jo.
