1. Kompozicija, skirta panaudoti Pompe ligos gydymui, kur kompozicija apima rAAV2/8 vektorių, kur rAAV2/8 vektorius apima heterologinę nukleorūgšties molekulę, koduojančią rūgšties α-gliukozidazę, kur heterologinė nukleorūgšties molekulė yra funkciškai sujungta su desmino promotoriumi, miocitams specifinio stipriklio elemento stipriklio faktoriumi 2 ir MyoD stipriklio elementu, kur kompozicija yra įvedama subjektui, kuriam tai reikalinga, injekcija į raumenis, intratokaline, intraspinaline, intratekaline, intracisternaline arba intravenine injekcija.

2. Kompozicija, skirta panaudoti pagal 1 punktą, kur subjektui yra dar įvedamas acetilcholinesterazės inhibitorius.

3. Kompozicija, skirta panaudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur subjektas yra žmogus.
