1. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti taikant sąnario hemofilinės artropatijos prevenciją, sustabdymą ir (arba) gydymą pacientui, sergančiam hemofilija B, kur genų terapijos transporteris apima nukleorūgštį, koduojančią hiperaktyvų IX faktoriaus variantą, kuris yra FIX-R338L.

2. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal 1 punktą, kur pacientui, sergančiam hemofilija B, IX faktoriaus aktyvumo lygis yra mažesnis nei 1 TV/dl arba nuo 1 iki 5 TV/dl, arba nuo 5 iki 40 TV/dl; pageidautina, paciento IX faktoriaus aktyvumo lygis prieš gydymą (pradinis) yra nuo 1 iki 40 TV/dl.

3. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal 1 arba 2 punktą, kur transporteris yra virusinis vektorius, pageidautina dalelė AAV pagrindu, tokia kaip AAV5 dalelė.

4. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš ankstesnių punktų, kur nukleorūgštis papildomai apima promotorių, pavyzdžiui, kepenims specifinį promotorių.

5. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš ankstesnių punktų, kur genų terapijos transporteris yra įvedamas nuo 8x1010 vg/kg iki 2x1013 vg/kg doze.

6. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš ankstesnių punktų, kur genų terapijos transporteris yra įvedamas vienkartine doze.

7. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš ankstesnių punktų, kur sąnarys yra pasirinktas iš grupės, kurią sudaro viena arba abi alkūnės, vienas arba abu keliai, viena arba abi kulkšnys ir bet koks jų derinys; ir (arba) kur hemofilinė artropatija apima kraujavimą į sąnarį ir (arba) sinovitą.

8. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš ankstesnių punktų, kur pacientas yra žmogus.

9. Farmacinė kompozicija, skirta naudoti taikant sąnario hemofilinės artropatijos prevenciją, sustabdymą ir (arba) gydymą pacientui, sergančiam hemofilija B, kur farmacinė kompozicija apima genų terapijos transporterį, skirtą naudoti pagal bet kurį iš 1–8 punktų.

10. Farmacinė kompozicija, skirta naudoti pagal 9 punktą, kur farmacinė kompozicija yra tinkamos infuzijai į veną formos; pageidautina, farmacinė kompozicija yra skystis arba liofilizuota kieta medžiaga.

11. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 1–8 punktų, arba farmacinė kompozicija, skirta naudoti pagal 9 arba 10 punktą, kur genų terapijos transporteris arba farmacinė kompozicija yra įvedami infuzijos į veną būdu.

12. Genų terapijos transporteris, skirtas naudoti pagal bet kurį iš 1–8 punktų, arba farmacinė kompozicija, skirta naudoti pagal 9 arba 10 punktą, kur pacientas turi pradinį HJHS 2.1 balą prieš gydymą ir HJHS 2.1 balą po gydymo, ir HJHS 2.1 balas po gydymo yra ne didesnis nei pradinis HJHS 2.1 balas prieš gydymą.

13. Genų terapijos transporteris arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti, pagal 12 punktą, kur HJHS 2.1 balas po gydymo yra mažesnis už pradinį HJHS 2.1 balą prieš gydymą; pageidautina, HJHS 2.1 balas po gydymo yra bent 2 balais mažesnis už pradinį HJHS 2.1 balą prieš gydymą; labiau pageidautina, HJHS 2.1 balas po gydymo yra bent 4 balais mažesnis už pradinį HJHS 2.1 balą prieš gydymą.

14. Genų terapijos transporteris arba farmacinė kompozicija, skirti naudoti, pagal 12 arba 13 punktą, kur HJHS 2.1 balas po gydymo nustatomas praėjus bent 1 metams po genų terapijos transporterio, skirto naudoti, arba farmacinės kompozicijos, skirtos naudoti, įvedimo; pageidautina, HJHS 2.1 balas po gydymo nustatomas praėjus bent 2 metams po genų terapijos transporterio, skirto naudoti, arba farmacinės kompozicijos, skirtos naudoti, įvedimo.
