1. Kompozicija, apimanti rekombinantinę žmogaus rūgštinę α-gliukozidazę (rhGAA), skirta Pompe ligos gydymui kartu su miglustatu pacientui, kuriam to reikia;
kur kompozicija skiriama intraveniniu būdu, doze nuo 5 mg/kg iki 20 mg/kg, o miglustatas skiriamas per burną, doze nuo 233 mg iki 500 mg arba doze nuo 50 mg iki 200 mg;
kur rhGAA raiška yra vykdoma kiniškojo žiurkėno kiaušidžių (CHO) ląstelėse; ir kur 40–60 % visų rhGAA N-glikanų yra kompleksinio tipo N-glikanai.

2. Kompozicija, skirta naudoti pagal 1 punktą, kur rhGAA, sekretuojamo ląstelės-šeimininkės, aminorūgščių seka yra trumpesnė nei rhGAA, kurio raiška iš pradžių yra vykdoma ląstelės viduje.

[bookmark: _Hlk220600697]3. Kompozicija, skirta naudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur rhGAA, kurio raiška yra vykdoma iš pradžių, aminorūgščių seka yra kaip nurodyta SEQ ID Nr. 4.

4. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–3 punktų, kur rhGAA vidutinis N-glikanų, turinčių manozės-6-fosfato (M6P), kiekis yra nuo 0,5 iki 7,0 mol/mol.

5. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–4 punktų, kur ne daugiau kaip 1–7 % visų rhGAA N-glikanų yra hibridinio tipo N-glikanai.

6. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–5 punktų, kur ne mažiau kaip 5 % arba 10 % rhGAA didelio manozės kiekio tipo N-glikanų yra fosforilinti viena manozės-6-fosfato (mono-M6P) grupe.

7. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–6 punktų, kur ne mažiau kaip 1 % arba 2 % rhGAA didelio manozės kiekio tipo N-glikanų yra fosforilinti dviem manozės-6-fosfato (bis-M6P) grupėmis.

8. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–7 punktų, kur rhGAA sudėtyje vidutiniškai yra nuo 2,0 iki 8,0 mol sialo rūgšties liekanų vienam rhGAA moliui.

9. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–8 punktų, kur rhGAA skiriamas intraveninės infuzijos būdu, doze 5 mg/kg, 10 mg/kg, 15 mg/kg arba 20 mg/kg.

10. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–9 punktų, kur rhGAA skiriamas intraveniniu būdu, doze 20 mg/kg, o miglustatas skiriamas per burną, doze 260 mg.

[bookmark: _Hlk220600672]11. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–10 punktų, kur rhGAA aminorūgščių seka yra bent 90 %, 95 %, 98 % arba 99 % tapati SEQ ID Nr. 1 arba SEQ ID Nr. 5.

12. Kompozicija, skirta naudoti pagal bet kurį iš 1–11 punktų, kur kompozicija yra farmacinė kompozicija.
