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Figura 5B
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Figura 6B
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Figura 8
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Figura 134

Figura 13 B
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Figura 17
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Figura 204

Volumen sistdlico Gasto cardiaco Fraccién de eyeccién

SV L)
liiiii

*'4;
v %
‘%1’
&

25/27



Fuerta especifica [mblimma)

Cortes del haz

Figura 21A

Fatiga
300~ " - 1.4+
o] i
s
100+ £
1
&
. U.Tﬂ 20 40 0
o
ﬁ\}q‘\ ¢*ﬁ+ ‘p\@y Cantidad de contracciones
&
Figura 21B
Ambulacién Actividad vertical
10000 - B0 .
- i
o —— 3
3
4000+ - £
m. u m. ﬁ
0- s v 0-
+n. ‘(ﬂ L+ Qﬁ-
& e
)
Qﬁ *lé-,
& v

26/27

— WT
= BSG KO tratado
— BSG KO no tratado



am
mm%mmem
PP

8295y op uoisasdxe A uolanquisipolg

gzg enbiy

opilsyouebip

& %.%. o on%w & “mwa%%%

¥

esouaARNUl GOOSY LHOHINAYY 2p uopnguasipolq A ¥ db

vz enbig

o0l
1OL
0l
¢OL
v0l
s01
»01
101
0L

NQY @p Br/seidon

27127



Clarke, Modet & C°

COLOMBIA

P-2018/16222

SUPERINTENDENCIA DE INDUSTRIA Y COMERCIO
DIRECCION DE NUEVAS CREACIONES
E. S. D.

Ref.: Expediente No. NC2018/0012082
Solicitud de patente de invencién PCT a nombre de RESEARCH INSTITUTE AT
NATIONWIDE CHILDREN'S HOSPITAL
Respuesta al Oficio No. 13682

1. Yo, CAROLINA DAZA MONTALVO, identificada como aparece al pie de mi
firma, domiciliada en la Carrera 11 No. 86-53, piso 3, obrando como apoderada de las
solicitantes de la invencién que se tramita en el expediente de la referencia, RESEARCH
INSTITUTE AT NATIONWIDE CHILDREN'S HOSPITAL, en respuesta al Oficio No. 13682
notificado el 20 de noviembre de 2018, atentamente me permito presentar los siguientes
documentos:

1.1. Pago por reivindicaciones adicionales: Atentamente me permito manifestar a ese
Despacho, que con fundamento en la facultad que confiere el Art. 34 de la Decision 486 al
solicitante para modificar la solicitud de patente en cualquier momento del trdmite, mi
representada presenta modificacion al capitulo reivindicatorio inicialmente presentado, con
el proposito de enfocar el estudio de la solicitud en la materia que puede ser objeto de
patentabilidad de acuerdo con nuestra legislacion.

En cuanto a estas modificaciones, es claro que las mismas no amplian de ninguna
manera la materia objeto de la presente solicitud y que fueron realizadas con el &nimo de

facilitar el examen de la misma y ajustarla a las normas de patentabilidad en Colombia.

De acuerdo con lo anterior y para el efecto del pago de la tasa por reivindicaciones
adicionales, atentamente nos permitimos adjuntar lo siguiente:

1.1.1. Comprobante de pago por la tasa oficial correspondiente a 13 reivindicaciones
adicionales.

1.1.2. Comprobante de pago por la tasa correspondiente a la modificacién voluntaria del
pliego reivindicatorio.

1.1.3. Nuevo capitulo reivindicatorio conformado por 23 reivindicaciones.

ESPANA - PORTUGAL - ARGENTINA - BRASIL - CHILE - COLOMBIA - MEXICO - PERU - URUGUAY - VENEZUELA



2. Adicionalmente, por razones de claridad, presento con este escrito un nuevo juego
de figuras modificado, conformado por 22 figuras, el cual solicito sea tenido en cuenta en
el tramite de la presente solicitud.

3. Habiendo atendido cabalmente las objeciones presentadas por ese Despacho en el
Oficio No. 13682, solicito atentamente sea tenida en cuenta la informacién aqui presentada

y continuar con el trdmite de la presente solicitud.

Sefior Director,

CAROLINA DAZ ALVO
C.C. 66.783.790 de Palmira Valle
TP-141563 CSJ

noftificaciones@clarkemodet.com.co

www.clarkemodet.com

ESPANA - PORTUGAL - ARGENTINA - BRASIL - CHILE - COLOMBIA - MEXICO - PERU - URUGUAY - VENEZUELA



10

15

20

25

P-2018/16222
Reivindicaciones Modificadas
18 de enero de 2019

REIVINDICACIONES

1. Un vector AAV recombinante, caracterizado porque
comprende una secuencia de polinuclebdétido que codifica pB-
sarcoglicano.

2. E1l vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacién 1, caracterizado porque la secuencia de
polinucledtido que codifica p-sarcoglicano comprende una
secuencia de nucledtido al menos 95% idéntica a SEQ ID NO: 1.

3. El vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacién 1, caracterizado porque la secuencia de
polinucledtido que codifica P-sarcoglicano comprende 1la
secuencia de nucledtido establecida en SEQ ID NO: 1.

4. El wvector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-3, caracterizado porque
el vector es del serotipo AAV]1, AAVZ2, AAV4, AAV5, AAVo,
AAV7, AAV8, AAVY9, AAV10, AAV11, AAV12, AAV13 o AAV rh.74.

5. El vector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-4, caracterizado porque
la secuencia de polinucledétido se liga operablemente a un
elemento de control de mUsculo especifico.

6. El vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacién 5, caracterizado porque el elemento de control
de musculo especifico es elemento del gen actina esquelético
humano, elemento del gen actina cardiaco, factor mef
potenciador de enlace especifico de miocito, creatina cinasa
muscular (MCK), MCK truncado (tMCK), cadena pesada de miosina

(MHC), MHCK7, C5-12, elemento potenciador de creatina cinasa
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P-2018/16222

Reivindicaciones Modificadas

18 de enero de 2019

murina, elemento del gen ¢ de troponina de contraccidn réapida
esquelético, elemento del gen c¢ de troponina cardiaco de
contraccién lenta, el elemento del gen i de troponina de
contraccién lenta, factores nucleares inducibles por hipoxia,
elemento inducible por esteroide o elemento de respuesta al
glucocorticoide (gre).

7. El vector AAV recombinante de conformidad con 1la
reivindicacidén 6, caracterizado porque el elemento de control
de mUsculo especifico es MCK truncado (tMCK).

8. El vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacién 6, caracterizado porque el elemento de control
de mUsculo especifico es MHCK7.

9. El wvector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-8, caracterizado porque
comprende la secuencia de nuclebdétido establecida en SEQ 1ID
NO: 3.

10. E1 wvector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-8, caracterizado porque
comprende la secuencia de nuclebdétido establecida en SEQ ID
NO: 5.

11. Una composicidédn, caracterizada porque comprende el
vector AAV recombinante de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 1-10.

12. Una composiciébn que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualqgquiera de las
reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para reducir

la fibrosis en un sujeto mamifero que necesita de la misma.
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P-2018/16222
Reivindicaciones Modificadas
18 de enero de 2019

13. La composicidédn de conformidad con la reivindicacidn

12, caracterizada porque el sujeto padece de distrofia

muscular.
14. Una composicién que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualquiera de las

reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para tratar
una P-sarcoglicanopatia en un sujeto mamifero que necesita de
la misma.

15. La composicidédn de conformidad con la reivindicacidn

14, caracterizada porque el sujeto padece de distrofia

muscular.

16. Una composiciédn que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para

incrementar la fuerza muscular en un sujeto mamifero que
padece de distrofia muscular.

17. Una composicién que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualqgquiera de las
reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para el
tratamiento de distrofia muscular.

18. La composicidén de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 12-17, caracterizada porque la distrofia
muscular es distrofia muscular de la cintura y extremidades.

19. La composicidén de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 12-18, caracterizada ademds porque comprende
un segundo vector AAV recombinante que comprende la secuencia

de nucledtido miR-29.
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P-2018/16222
Reivindicaciones Modificadas
18 de enero de 2019

20. La composicidén de conformidad con la reivindicaciédn
19, caracterizada porque el segundo rAAV comprende en donde
el segundo vector recombinante comprende la secuencia de
nucledétido establecida en SEQ ID NO: 9 o la secuencia de
nucledtido establecida en SEQ ID NO: 8.

21. La composicidén de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 12-20, caracterizada porque estd formulada
para inyeccidén intramuscular o inyeccidn intravenosa.

22. La composicidén de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 12-21, caracterizada porque es una
formulacién para administracién sistémica.

23. La composicidén de conformidad con la reivindicacién

22, caracterizada porque la administracidén sistémica es

administracién parenteral por inyecciédn, infusidén o implante.
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Figura 5B
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Figura 6B
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Figura 8A Figura 8B
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Figura 9

scAAVrh.74.MHCK7.hSGCB

110 bp 792 bp 132 bp 957 bp §3bp 104 bp
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Figura 13A

Figura 13 B
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Figura 14A
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Figura 17
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Figura 18

SGCB-/- tratado con AAVrh.74.CMV.miR29C
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Figura 21A
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SUPERINTENDENCIA DE INDUSTRIA Y COMERCIO
Industria y Comercio NIT: 800.176.089-2
COMPROBANTE DE RECAUDO SISTEMA SIPI

SUPERINTENDENCIA

Radicado: NC2018/0012082 CAROLINA MERCEDES DAZA MONTALVO
Recibo: 19-3196 CC: 66.783.790
Fecha: 18/01/2019 Pago PSE No: 251404

CUS: 405628694

Patente PCT
ADMINISTRACION DE VECTORES DEL VIRUS ADENOASOCIADO DE ?-SARCOGLICANO Y MICROARN-29 Y
EL TRATAMIENTO DE LA DISTROFIA MUSCULAR

Detalle del pago

Id. Rentistico Concepto y Servicio Cant. Val. Unit. Subtotal
1 50005-01-03 | N.CREACION CORRECCION SOLICITUD EN TRAMITE / MODIFICACION (LINEA) 1 $ 161,500 $ 161,500
2 50005-01-02 | Pago unitario reivindicacion adicional patente de invencion (A partir de de undi zcima 13 $ 40,500 $ 526,500
reivindicacion) (DESCUENTO INTERNET)
TOTAL $ 688,000

Pagina 1
Sede Centro: Carrera 13 No.27-00 Pisos 3,4,5 y 10 Bogota D.C. - Colombia
Web: www.sic.gov.co e-mail:contactenos@sic.gov.co Conmutador:(571)5870000 Contact Center: (571)5920400
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REIVINDICACIONES

1. Un vector AAV recombinante, caracterizado porque
comprende una secuencia de polinuclebdétido que codifica B-
sarcoglicano.

2. El vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacién 1, <caracterizado porque la secuencia de
polinucledétido que codifica B-sarcoglicano comprende una
secuencia de nucledétido al menos 95% idéntica a SEQ ID NO: 1.

3. E1l vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacién 1, caracterizado porque la secuencia de
polinucledétido que codifica P-sarcoglicano comprende la
secuencia de nucledétido establecida en SEQ ID NO: 1.

4. El vector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-3, caracterizado porque
el vector es del serotipo AAV], AAV2, AAV4, AAV5, AAVo,
AAV7, AAVE8, AAVY9, AAV10, AAVI11, AAV12, AAV13 o AAV rh.74.

5. El wvector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-4, caracterizado porque
la secuencia de polinucledétido se liga operablemente a un
elemento de control de mUsculo especifico.

6. El vector AAV recombinante de conformidad con 1la
reivindicacién 5, caracterizado porque el elemento de control
de musculo especifico es elemento del gen actina esquelético
humano, elemento del gen actina cardiaco, factor mef
potenciador de enlace especifico de miocito, creatina cinasa
muscular (MCK), MCK truncado (tMCK), cadena pesada de miosina

(MHC), MHCK7, C5-12, elemento potenciador de creatina cinasa
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murina, elemento del gen c de troponina de contraccidén rapida
esquelético, elemento del gen ¢ de troponina cardiaco de
contraccién lenta, el elemento del gen 1 de troponina de
contraccidén lenta, factores nucleares inducibles por hipoxia,
elemento inducible por esteroide o elemento de respuesta al
glucocorticoide (gre).

7. E1l vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacidén 6, caracterizado porque el elemento de control
de mUsculo especifico es MCK truncado (tMCK).

8. E1l vector AAV recombinante de conformidad con la
reivindicacidén 6, caracterizado porque el elemento de control
de mUsculo especifico es MHCK7.

9. El vector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-8, caracterizado porqgque
comprende la secuencia de nucledbdétido establecida en SEQ 1ID
NO: 3.

10. E1 wvector AAV recombinante de conformidad con
cualquiera de las reivindicaciones 1-8, caracterizado porque
comprende la secuencia de nucledétido establecida en SEQ 1ID
NO: 5.

11. Una composicidn, caracterizada porque comprende el
vector AAV recombinante de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 1-10.

12. Una composicidédn que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para reducir

la fibrosis en un sujeto mamifero que necesita de la misma.
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13. La composicién de conformidad con la reivindicacién

12, caracterizada porque el sujeto padece de distrofia

muscular.
14. Una composicidédn que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualquiera de las

reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para tratar
una PB-sarcoglicanopatia en un sujeto mamifero que necesita de
la misma.

15. La composicién de conformidad con la reivindicacién

14, caracterizada porque el sujeto padece de distrofia

muscular.

16. Una composicién que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para

incrementar la fuerza muscular en un sujeto mamifero que
padece de distrofia muscular.

17. Una composiciédn que comprende el vector AAV
recombinante de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 1-10, caracterizada porque es para el
tratamiento de distrofia muscular.

18. La composicidédn de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 12-17, caracterizada porque 1la distrofia
muscular es distrofia muscular de la cintura y extremidades.

19. La composicidén de conformidad con cualquiera de las
reivindicaciones 12-18, caracterizada ademas porque comprende
un segundo vector AAV recombinante que comprende la secuencia

de nucledétido miR-29.
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20. La composicidén de conformidad con la reivindicacién
19, caracterizada porque el segundo rAAV comprende en donde
el segundo vector recombinante comprende la secuencia de
nucledétido establecida en SEQ ID NO: 9 o la secuencia de
nucledtido establecida en SEQ ID NO: 8.

21. La composicién de conformidad con cualguiera de las
reivindicaciones 12-20, caracterizada porque esta formulada
para inyeccidn intramuscular o inyeccidn intravenosa.

22. La composicién de conformidad con cualgquiera de las
reivindicaciones 12-21, caracterizada porque es una
formulacidén para administracidn sistémica.

23. La composicién de conformidad con la reivindicacién

22, caracterizada porque la administracidén sistémica es

administracidédn parenteral por inyecciédn, infusidn o implante.
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