1. Farmacinė kompozicija apimanti C5 inhibitoriaus polipeptidą, turintį pagrindinę seką SEQ ID Nr. 1 ir farmaciniu požiūriu priimtiną pagalbinę medžiagą, kur farmaciniu požiūriu priimtina pagalbinė medžiaga apima natrio chloridą, kurio koncentracija nuo 25 mM iki 100 mM ir natrio fosfatą, kurio koncentracija nuo 10 mM iki 100 mM.

2. Farmacinė kompozicija pagal 1 punktą:

(a) kur polipeptido koncentracija yra nuo 1 mg/ml iki 400 mg/ml;

(b) apimanti pH nuo 6,5 iki 7,5;

(c) kur polipeptidas jungiasi prie C5 su pusiausvyros disociacijos konstanta (KD) nuo 0,1 nM iki 1 nM;

(d) kur polipeptidas blokuoja C5a gamybą suaktyvinus alternatyvų komplemento aktyvacijos kelią; arba
(e) kur polipeptidas blokuoja membranos atakos kompleko (MAC) susidarymą, aktyvavus komplemento aktyvavimo klasikinį kelią, alternatyvų kelią arba lektino kelią.
3. Farmacinė kompozicija pagal bet kurį iš 1-2 punktų, skirta panaudoti hemolizės slopinimo būde tiriamajame, apimantis įvedimą farmacinės kompozicijos, kur pasirinktinai:

(a) minėta farmacinė kompozicija yra įvedama doze, kurios pakanka pasiekti polipeptido plazmos lygį nuo 0,1 µg/ml iki 20 µg/ml;

(b) farmacinė kompozicija yra įvedama doze, kuri pakankama pasiekti nuo 0,01 mg iki 2 mg polipeptido tiriamojo masės kilogramui;

(c) farmacinė kompozicija yra įvedama doze, kuri pakankama pasiekti nuo 0,1 mg to 0,4 mg polipeptido tiriamojo masės kilogramui; arba
(d) farmacinė kompozicija yra įvedama kasdien poodine arba intravenine injekcija doze, kuri pakankama pasiekti nuo 0,1 mg/dienai iki 60 mg/dienai polipeptido tiriamojo masės kilogramui.

4. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 3 punktą, pasirinkimas (a), kur po įvedimo hemolizė yra slopinama nuo 25 % iki 100 %, kur pasirinktinai:

(a) farmacinė kompozicija yra įvedama kasdien mažiausiai dvi dienas;

(b) farmacinė kompozicija yra įvedama kasdien 7 dienas; arba
(c) farmacinė kompozicija yra įvedama kasdien mažiausiai 100 dienų.

5. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 3 punktą, kur mažiausiai 1 mėnesį po vartojimo nepastebėta jokio neigiamo širdies ir kraujagyslių, kvėpavimo takų ir (arba) centrinės nervų sistemos (CNS) poveikio, kur pasirinktinai:

(a) mažiausiai 1 mėnesį po vartojimo nepastebėta širdies ritmo ir (arba) arterinio kraujospūdžio pokyčių; arba
(b) mažiausiai 1 mėnesį po vartojimo nepastebėta kvėpavimo dažnio, kvėpavimo tūrio ir (arba) minutinio tūrio pokyčių.

6. Farmacinė kompozicija skirta panaudoti pagal bet kurį iš 3-5 punktų, kur farmacinė kompozicija yra įvedama po oda (SC) arba į veną (IV), kur pasirinktinai:

(a) polipeptido lygio pusinės eliminacijos laikas (t1/2) tiriamojo plazmoje yra mažiausiai 4 valandos;

(b) polipeptido lygio t1/2 tiriamojoje plazmoje yra nuo 1 dienos iki 10 dienų;

(c) pastovus polipeptido pasiskirstymo tūris tiriamojoje plazmoje yra nuo 10 ml/kg iki 200 ml/kg;

(d) pastovus polipeptido pasiskirstymo tūris tiriamojo plazmoje yra lygus mažiausiai 50 % bendro kraujo tūrio;

(e) polipeptido bendra klirenso norma tiriamojo plazmoje yra nuo 0,04 ml/val./kg iki 4 ml/val./kg;

(f) polipeptido Tmax tiriamojo plazmoje yra nuo 1 valandos iki 48 valandų; arba
(g) polipeptido išmatuojamos sumos iš esmės yra tik plazmos skyriuje.

7. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 3 punktą, pasirinkimas (b), kur nuo 50 % iki 99 % C5 aktyvacijos tiriamajame yra slopinama.

8. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 3 punktą, pasirinkimai (b)-(c) arba 7 punktą, kur farmacinė kompozicija yra įvedama po oda arba į veną, kur pasirinktinai:

(a) farmacinė kompozicija yra įvedama vieną arba daugiau kartų per dieną, kur toliau pasirinktinai:

(i) farmacinė kompozicija yra įvedama 7 dienas;

(ii) hemolizė yra ≤ 3 % praėjus 24 valandoms po paskutinio įvedimo; arba
(iii) komplemento aktyvumas yra ≤ 5 % praėjus 24 valandoms po paskutinio įvedimo;

(b) hemolizės slopinimo procentas yra nuo mažiausiai 90 % iki 95 % arba daugiau praėjus 3 valandoms po pirmojo įvedimo;

(c) hemolizės slopinimo procentas yra nuo mažiausiai 90 % iki 95 % arba daugiau matuojant bent po 7 dienų po įvedimo;

(d) hemolizės slopinimo procentas yra nuo mažiausiai 90 % iki 95 % arba daugiau praėjus bent 4 dienoms po įvedimo; arba
(e) maksimalus hemolizės slopinimas ir (arba) maksimalus komplemento aktyvumo slopinimas yra pasiekiamas nuo 2 valandų po įvedimo iki 4 valandų po įvedimo, kur, papildomai pasirinktinai, polipeptidas yra įvedamas 0,2 mg/kg doze.

9. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 8 punktą, pasirinkimas (a)(i), kur komplemento aktyvumas yra nuo 1 procento iki 10 procentų per minėtą 7 dienų periodą.

10. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 3 punktą, pasirinkimas (d), kur pasiekiama maksimali serumo koncentracija (Cmax) yra nuo 0,1 µg/ml iki 1000 µg/ml; arba plotas po kreive (AUC) yra nuo 200 µg*val./ml iki 10,000 µg*val./ml.

11. Farmacinė kompozicija pagal bet kurį iš 1-2 punktų, skirta panaudoti paroksizminės naktinės hemoglobinurijos (PNH) gydymo būde tiriamajam, kuriam tai reikalinga, apimančiame farmacinės kompozicijos įvedimą po oda arba į veną.

12. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 11 punktą, kur tiriamasis anksčiau buvo gydomas antikūno pagrindo vaistu, kur pasirinktinai minėtas antikūno pagrindo vaistas yra ekulizumabas.

13. Farmacinė kompozicija, skirta panaudoti pagal 12 punktą, kur PNH subjekte buvo atsparus arba nereagavo į gydymą minėtu antikūno pagrindo vaistu, kur pasirinktinai minėtas antikūno pagrindo vaistas yra ekulizumabas.

14. Rinkinys, apimantis farmacinę kompoziciją pagal bet kurį iš 1-2 punktų ir instrukcijas, skirtas jos panaudojimui.

15. Automatinis įšvirkštimo įtaisas, apimantis farmacinę kompoziciją pagal bet kurį iš 1-2 punktų.
