1. Vandeninė farmacinė kompozicija, apimanti fermentą, kuris pakeičia lizosominį fermentą, buferį, paviršiaus aktyvią medžiagą ir pagalbinę medžiagą, skirta panaudoti būde, apimančiame kompozicijos įvedimą intratekaliai pacientui, sergančiam arba linkusiam sirgti lizosomų kaupimo liga, susijusia su lizosominio fermento sumažėjusiu lygiu arba aktyvumu, b e s i s k i r i a n t i tuo, kad kompozicija turi pH nuo 5,5 iki 7,0, fermento koncentracija yra didesnė negu maždaug 10 mg/ml ir buferis yra iki 5 mM fosfato.
2. Kompozicija, skirta panaudoti pagal 1 punktą, kur kompozicija yra įvedama vienos dozės tūriu mažiau negu 5 ml arba mažiau negu 3 ml.
3. Kompozicija, skirta panaudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur intratekalinis kompozicijos įvedimas nesukelia esminio neigiamo poveikio.
4. Kompozicija, skirta panaudoti pagal bet kurį iš 1-3 punktų, kur įvedimo intervalas yra kartą per dvi savaites, kartą per mėnesį arba kartą per du mėnesius.

5. Kompozicija, skirta panaudoti pagal bet kurį ankstesnį punktą, kur lizosomų kaupimo liga yra parinkta iš grupės, susidedančios iš Hunterio sindromo, metachromatinės leukodistrofijos (MLD) ligos, A tipo Sanfilippo sindromo ir globoidinės ląstelių leukodistrofijos (GLD) ligos.

6. Kompozicija, skirta panaudoti pagal bet kurį iš 1-4 punktų, kur pakaitinis fermentas yra pasirinktinai parinktas iš grupės, susidedančios iš rekombinantinės iduronato-2-sulfatazės (I2S), arilsulfatazės A (ASA), heparan-N-sulfatazės (HNS).
7. Kompozicija, skirta panaudoti pagal bet kurį ankstesnį punktą, kur kompozicija pasiekia lizosominio fermento terapinę koncentraciją paveiktose CNS ląstelėse ir audiniuose, ypač smegenyse.
