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1. Priešprasminis junginys, turintis tokią struktūrą:


arba jo druska, skirta naudoti spinalinei raumenų atrofijai (SRA) gydyti žmogui, kuriam to reikia, kur gydymas apima mažiausiai dviejų įsotinamųjų priešprasminio junginio arba jo druskos dozių skyrimą intratekaliniu būdu žmogui, kur mažiausiai dvi įsotinamąsias dozes sudaro:
(i) pirmoji įsotinamoji priešprasminio junginio arba jo druskos, atitinkančios 50 mg priešprasminio junginio, dozė; ir
(ii) priešprasminio junginio arba jo druskos antroji įsotinamoji dozė, atitinkanti 50 mg priešprasminio junginio, vartojama praėjus 10–20 dienų po pirmosios įsotinamosios dozės skyrimo.

2. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 1 punktą, kai gydymas papildomai apima mažiausiai vienos palaikomosios dozės skyrimą žmogui intratekaliniu būdu, kur bent viena palaikomoji dozė yra lygi 28 mg priešprasminio junginio.

3. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 1 punktą,  b e s i s k i r i a n t y s  tuo, kad gydymas papildomai apima priešprasminio junginio arba jo druskos palaikomųjų dozių skyrimą žmogui intratekaliniu būdu, praėjus maždaug 4 mėnesiams po antrosios įsotinamosios dozės skyrimo ir po to vieną kartą maždaug kas 4 mėnesius, kur kiekviena palaikomoji dozė yra lygi 28 mg priešprasminio junginio.

4. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 1 punktą, kai gydymas papildomai apima priešprasminio junginio arba jo druskos palaikomųjų dozių skyrimą žmogui intratekaliniu būdu, praėjus maždaug 4 mėnesiams po antrosios įsotinamosios dozės skyrimo ir po to vieną kartą maždaug kas 4 mėnesius, kur kiekviena palaikomoji dozė yra lygi 28 mg priešprasminio junginio.

5. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–4 punktų, kur antroji įsotinamoji dozė yra skiriama praėjus 14 dienų po pirmosios įsotinamosios dozės skyrimo.

6. Priešprasminis junginys, turintis tokią struktūrą:


arba jo druska, skirta naudoti gydyti spinalinei raumenų atrofijai (SRA) žmogui, kuriam to reikia,
kur žmogui anksčiau buvo skirta viena ar daugiau priešprasminio junginio arba jo druskos dozių, ir kur viena ar daugiau anksčiau skirtų dozių buvo lygiavertės 12 mg priešprasminio junginio, ir 
gydymas apima vienos iš šių dozių skyrimą intratekaliniu būdu žmogui: 
(i) įsotinamoji priešprasminio junginio arba jo druskos dozė, atitinkanti 50 mg priešprasminio junginio, suleidžiama praėjus maždaug 4 mėnesiams po paskutinės anksčiau skirtos dozės, atitinkančios 12 mg priešprasminio junginio; ir
(ii) priešprasminio junginio arba jo druskos palaikomosios dozės, praėjus maždaug 4 mėnesiams po įsotinamosios dozės skyrimo ir po to kartą maždaug kas 4 mėnesius, kur kiekviena palaikomoji dozė yra lygi 28 mg priešprasminio junginio.

7. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 6 punktą, kur žmogui anksčiau buvo skiriama mažiausiai viena, mažiausiai dvi, mažiausiai trys, mažiausiai keturios, mažiausiai penkios arba viena, dvi, trys, keturios ar penkios junginio arba jo druskos dozės, kur kiekviena iš anksčiau skirtų dozių buvo lygiavertė 12 mg priešprasminio junginio.

8. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 6 arba 7 punktą, kur priešprasminio junginio arba jo druskos įsotinamoji dozė yra skiriama praėjus 4 mėnesiams po paskutinės anksčiau skirtos dozės, atitinkančios 12 mg priešprasminio junginio, skyrimo.

9. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 6–8 punktų, kur priešprasminio junginio arba jo druskos palaikomosios dozės yra skiriamos praėjus 4 mėnesiams po įsotinamosios dozės skyrimo ir po to kartą kas 4 mėnesius.

10. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 6 punktą, kur žmogui anksčiau buvo skiriama mažiausiai viena, mažiausiai dvi, mažiausiai trys, mažiausiai keturios, mažiausiai penkios arba viena, dvi, trys, keturios ar penkios priešprasminio junginio arba jo druskos dozės, kur kiekviena iš anksčiau skirtų dozių buvo lygiavertė 12 mg priešprasminio junginio.

11. Priešprasminis junginys arba druska, skirti naudoti pagal 6 punktą, kur žmogui anksčiau buvo skiriama mažiausiai viena, mažiausiai dvi, mažiausiai trys, mažiausiai keturios, mažiausiai penkios arba viena, dvi, trys, keturios ar penkios priešprasminio junginio arba jo druskos dozės, kur kiekviena iš anksčiau skirtų dozių buvo lygiavertė 12 mg priešprasminio junginio.

12. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal 6 punktą, kur žmogui anksčiau buvo skiriama mažiausiai viena, mažiausiai dvi, mažiausiai trys, mažiausiai keturios, mažiausiai penkios arba viena, dvi, trys, keturios ar penkios priešprasminio junginio arba jo druskos dozės, kur kiekviena iš anksčiau skirtų dozių buvo lygiavertė 12 mg priešprasminio junginio.

13. Priešprasminis junginys arba druska, skirti naudoti pagal 6 punktą, kur žmogui anksčiau buvo skiriama viena priešprasminio junginio arba jo druskos dozė, kur kiekviena iš anksčiau skirtų dozių buvo lygiavertė 12 mg priešprasminio junginio. 

14. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–13 punktų, kur žmogus turi 
i) SRA, pasireiškiančią kūdikystėje (I tipo SRA); 
ii) vėliau atsirandančią SRA (II tipo SRA arba III tipo SRA); arba
iii) suaugusiųjų SRA (IV tipo SRA). 

15. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–13 punktų, kai žmogui pasireiškia SRA požymiai.

16. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–15 punktų, kai žmogui priešprasminis junginys arba jo druska yra skiriami naudojant spinalinę anestezijos adatą.

17. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–16 punktų, kur yra skiriamas 5,0 ml injekcijos tūrio priešprasminis junginys arba jo druska. 

18. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–17 punktų, kur priešprasminis junginys arba jo druska yra ištirpinti fosfatiniame buferiniame tirpalame (PBS) arba dirbtiniame smegenų skystyje (aCSF).

19. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–18 punktų, kur priešprasminio junginio druska yra natrio druska. 

20. Priešprasminis junginys arba jo druska, skirti naudoti pagal bet kurį iš 1–18 punktų, kur priešprasminio junginio druska turi tokią struktūrą:

.
1

image2.emf
O

O

HO

R

O

O

R

P O S

O

O

R

O

O

O

R

P O S

O

O

P O S

O

O

O

R

P O S

O

O

O

O

P O S

O

O

N

N

N

N

NH

2

O

O

O

P O S

O

O

P O S

O

O

O

O

P O S

N

N

N

N

NH

2

O

O

O

O

O

P O S

O

O

P O S

O

O

O

P O S

O

O

R

O

O

R

P O S

O

O

R

P O S

O

O

P

O

S

O

OH

O

R

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

O

P O S

O

P O S

O

P O S

R = OCH

2

CH

2

OCH

3

N

N

N

N

NH

2

NH

N

N

N

O

NH

2

NH

N

N

N

O

NH

2

NH

N

N

N

O

NH

2

N

NH

O

O

H

3

C

N

N

N

N

NH

2

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

R

R

R

R

R

R

R

R

R

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na

Na



image1.emf
O

O

HO

R

O

O

R

P O HS

O

O

R

O

O

O

R

P O HS

O

O

P O HS

O

O

O

R

P O HS

O

O

O

O

P O HS

O

O

N

N

N

N

NH

2

O

O

O

P O HS

O

O

P O HS

O

O

O

O

P O HS

N

N

N

N

NH

2

O

O

O

O

O

P O HS

O

O

P O HS

O

O

O

P O HS

O

O

R

O

O

R

P O HS

O

O

R

P O HS

O

O

P

O

HS

O

OH

O

R

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

O

P O HS

O

P O HS

O

P O HS

R = OCH

2

CH

2

OCH

3

N

N

N

N

NH

2

NH

N

N

N

O

NH

2

NH

N

N

N

O

NH

2

NH

N

N

N

O

NH

2

N

NH

O

O

H

3

C

N

N

N

N

NH

2

N

N

NH

2

O

H

3

C

N

NH

O

O

H

3

C

R

R

R

R

R

R

R

R

R




