1. Junginys, skirtas naudoti gydant lizosomų kaupimosi ligą subjektui, kuriam diagnozuota minėta liga, apimantis veiksmingo junginio kiekio įvedimą subjektui, ir pasirinktinai dar apimantis terapiškai veiksmingo lizosominio fermento kiekio įvedimo subjektui pakopą, kur junginys yra pavaizduotas tokia struktūrine formule,
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arba farmaciniu požiūriu priimtina jo druska, kur:
n yra 1 arba 2;
m yra 1;
p yra 1;
t yra 0 arba 1;
y yra 1;
z yra 0 arba 1;
E yra O;
X1 yra CR1;
X2 yra O;
X3 yra -NH;
X4 yra tiesioginė jungtis arba CR4R5;
X5 yra tiesioginė jungtis arba O;
R1 yra H arba (C1-C6)alkilas;
R4 ir R5 yra nepriklausomai parinkti iš (C1-C6)alkilo, arba paimti kartu su anglimi, prie kurios jie yra prijungti, sudaro spiro (C3-C10)cikloalkilo žiedą;
R6 yra -H arba (C1-C6)alkilas;
A1 yra (C6-C12)arilas arba (C2-C9)heteroarilas, pasirinktinai pakeistas vienu arba daugiau pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš: halogeno; (C1-C6)alkilo, pasirinktinai pakeisto nuo vieno iki trijų halogenų; (C1-C6)alkoksi; ir -OH; ir
A2 yra (C6-C12)arilas arba (C2-C9)heteroarilas, pakeistas vienu arba daugiau pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš: (C2-C9)heterocikloalkilo; R8R9N-CO-, kur R8 ir R9 yra kiekvienas nepriklausomai parinktas iš grupės, susidedančios iš vandenilio ir (C1-C6)alkilo, arba R8 ir R9 gali būti paimti kartu su azotu, prie kurio jie yra prijungti tam, kad sudarytų (C2-C9)heterocikloalkilo grupę, pasirinktinai pakeistą nuo vieno iki trijų halogeno grupių; (C1-C6)alkilsulfonilą, pasirinktinai pakeistą viena arba dviem grupėmis, parinktomis iš (C1-C6)alkoksi ir (C3-C10)cikloalkilo; (C1-C6)alkilą, pakeistą nuo vieno iki keturių pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš hidroksilo, (C1-C6)alkoksi, (C1-C6)alkoksi(C1-C6)alkoksi, (C2-C9)heterocikloalkilo ir (C2-C9)heteroarilo; ir (C1-C6)alkiloksi, pakeistą nuo vieno iki keturių pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš ciano, (C1-C6)alkoksi, (C2-C9)heterocikloalkilo ir (C2-C9)heteroarilo.

2. Junginys, skirtas naudoti pagal 1 punktą, kur n yra 1; t yra 0; y yra 1, ir z yra 1.

3. Junginys, skirtas naudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur R6 yra H.

4. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 1 - 3 punktų, kur R1 yra vandenilis arba metilas.

5. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 1 - 4 punktų, kur X4 yra CR4R5, kur R4 ir R5 kiekvienas nepriklausomai yra metilas.

6. Junginys, skirtas naudoti pagal 1 punktą, kur junginys pavaizduotas formule
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arba farmaciniu požiūriu priimtina jo druska.

7. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 1 - 6 punktų, kur lizosomų kaupimosi liga atsiranda dėl glikosfingolipidų signalinio kelio defekto, pvz. kur lizosomų kaupimosi liga yra parinkta iš grupės, susidedančios iš Goše ligos, Fabri ligos, GM1-gangliozidozės, GM2 aktyvatoriaus trūkumo, Tajaus-Sachso ir Sandhofo ligos, ypač kur lizosomų kaupimosi liga yra Fabry, Gošė 2 tipo arba Gošė 3 tipo.

8. Junginys, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 1 - 7 punktų, kur llizosomų fermentas yra parinktas iš grupės, susidedančios iš gliukocerebrozidazės, alfa-galaktozidazės A, heksozaminidazės A, heksozaminidazės B ir GM1-gangliozido-β-galaktozidazės, ypač kur lizosomų fermentas yra alfa-galaktozidazė A arba gliukocerebrozidazė.

9. Junginys, skirtas naudoti cistinių ligų gydymui, palengvinimui arba prevencijai, pvz., kur cistinė liga yra inkstų cistinė liga, pasirinktinai parinkta iš įgytos inkstų cistinės ligos (ARCD), su dializėmis susijusios cistinės ligos, autosominės dominuojančios policistinės inkstų ligos (ADPKD), autosominės recesyvinės policistinės inkstų ligos (ARPKD), įgimtojo daugiacistinio inksto (CMK), daugiacistinio displazinio inksto, galutinės stadijos inkstų ligos (ESRD), medulinės kempinės struktūros inksto (MSK), nefronoftizės-medulinės cistinės inkstų ligos komplekso (NMCD), nefronoftizės-ureminio medulinės cistinės ligos komplekso, jaunatvinės nefronoftizės, medulinės cistinės ligos, inkstų ląstelių karcinomos (RCC), tuberozinės sklerozės (TS) ir von Hipelio-Lindau sindromo (VHLS), kur minėtas junginys yra (S)-chinuklidin-3-il (2-(2-(4-fluorfenil)tiazol-4-il)propan-2-il)karbamatas arba chinuklidin-3-il (2-(4’-fluor-[1,1’-bifenil]-3-il)propan-2-il)karbamatas arba junginys, kurio formulė I, kaip apibrėžta bet kuriame iš 1 - 6 punktų.

10. Junginys, pavaizduotas tokia struktūrine formule,
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`arba farmaciniu požiūriu priimtina jo druska, kur:
n yra 1 arba 2;
m yra 1;
p yra 1;
t yra 0 arba 1;
y yra 1;
z yra 1;
E yra O;
X1 yra CR1;
X2 yra O;
X3 yra -NH;
X4 yra CR4R5;
X5 yra tiesioginė jungtis arba O;
R1 yra H arba (C1-C6)alkilas;
R4 ir R5 yra nepriklausomai parinktas iš (C1-C6)alkilo, arba paimti kartu su anglimi, prie kurios jie yra prijungti, sudaro spiro (C3-C10)cikloalkilo žiedą;
R6 yra -H arba (C1-C6)alkilas;
A1 yra (C6-C12)arilas arba (C2-C9)heteroarilas, pasirinktinai pakeistas vienu arba daugiau pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš: halogeno; (C1-C6)alkilo, pasirinktinai pakeisto nuo vieno iki trijų halogenų; (C1-C6)alkoksi; ir -OH; ir
A2 yra (C6-C12)arilas arba (C2-C9)heteroarilas, pakeistas vienu arba daugiau pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš: (C2-C9)heterocikloalkilo; R8R9N-CO-, kur R8 ir R9 yra kiekvienas nepriklausomai parinktas iš grupės, susidedančios iš vandenilio ir (C1-C6)alkilo, arba R8 ir R9 gali būti paimti kartu su azotu, prie kurio jie yra prijungti tam, kad sudarytų (C2-C9)heterocikloalkilo grupę, pasirinktinai pakeistą nuo vieno iki trijų halogeno grupių; (C1-C6)alkilsulfonilą, pasirinktinai pakeistą viena arba dviem grupėmis, parinktomis iš (C1-C6)alkoksi ir (C3-C10)cikloalkilo; (C1-C6)alkilą, pakeistą nuo vieno iki keturių pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš hidroksilo, (C1-C6)alkoksi, (C1-C6)alkoksi(C1-C6)alkoksi, (C2-C9)heterocikloalkilo ir (C2-C9)heteroarilo; ir (C1-C6)alkiloksi, pakeistą nuo vieno iki keturių pakaitų, parinktų iš grupės, susidedančios iš ciano, (C1-C6)alkoksi, (C2-C9)heterocikloalkilo ir (C2-C9)heteroarilo.

11. Junginys pagal 10 punktą, kur n yra 1; t yra 0; y yra 1, ir z yra 1.

12. Junginys pagal 10 arba 11 punktą, kur R1 yra vandenilis arba metilas.

13. Junginys pagal bet kurį iš 10 - 12 punktų, kur X4 yra CR4R5, kur R4 ir R5 kiekvienas nepriklausomai yra metilas.

14. Junginys pagal bet kurį iš 10 - 12 punktų, kur X4 yra CR4R5, kur R4 ir R5 yra paimti kartu su anglimi, prie kurios jie yra prijungti tam, kad sudarytų spirociklopropilo žiedą.

15. Junginys, pavaizduotas formule
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arba farmaciniu požiūriu priimtina jo druska.

16. Farmacinė kompozicija, apimanti junginį pagal bet kurį iš 10 - 15 punktų ir bent vieną farmaciniu požiūriu priimtiną nešiklį.

17. Farmacinė kompozicija, apimanti junginį pagal bet kurį iš 10 - 15 punktų, arba farmacinė kompozicija pagal 16 punktą, skirtos naudoti terapijoje.

18. Junginys pagal bet kurį iš 10 - 15 punktų arba farmacinė kompozicija pagal 16 punktą, skirtos naudoti gydant ligą arba sutrikimą, kurį sukelia gliukozilceramido sintazė (GCS) arba ligą arba sutrikimą, su kuriuo yra susijusi GCS, kur liga arba sutrikimas yra vėžys, medžiagų apykaitos sutrikimas, arba neuropatinė liga.

19. Junginys arba farmacinė kompozicija, skirti panaudoti pagal 18 punktą, kur neuropatinė liga yra Alzheimerio liga arba Parkinsono liga.
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