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Ref.: Expediente No. NC2018/0011349 

Solicitud de patente de invención a nombre de AMICUS THERAPEUTICS INC. 

Respuesta al Oficio No. 13093 

 
 
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 la 

solicitante de la invención que se tramita en el expediente de la referencia, AMICUS 

THERAPEUTICS INC, en respuesta al Oficio No. 13093 notificado el 6 de noviembre de 

2018, atentamente me permito presentar los siguientes documentos: 

 

1.1. Pago por Reivindicaciones Adicionales:   

 

Con fundamento en la facultad que confiere el Artículo 34 de la Decisión 486 de 2000 

al solicitante para modificar la solicitud de patente en cualquier momento del 

trámite, me permito presentar junto con este memorial un nuevo capítulo 

reivindicatorio que consta de 23 reivindicaciones y reemplaza completamente al 

originalmente presentado, el cual comprende las siguientes modificaciones: 

 

1.1.1. Las reivindicaciones 4, 8 a 11, 15, 17, 18 y 25 a 27 originalmente presentadas fueron 

eliminadas. 

1.1.2. La reivindicación 1 fue modificada para especificar que la formulación reclamada 

comprende “al menos aproximadamente 3 moles de manosa-6-fosfato (M6P) por 

mol de rhGAA”; y para ampliar el alcance de los componentes “amortiguador” y 

“excipiente” de la misma. 

1.1.3. Se reemplazó la expresión “α-glucosidasa ácida humana recombinante” por 

“rhGAA” en todas las reivindicaciones que la contenían. 

1.1.4. La reivindicación 6 anteriormente presentada, que corresponde a la nueva 

reivindicación 5, fue modificada para agregar “fosfato o una combinación de estos” 

como opciones de amortiguador. 

1.1.5. La reivindicación 12 anteriormente presentada fue dividida en dos reivindicaciones, 

que corresponden a las nuevas reivindicaciones 7 y 8. 

1.1.6. La reivindicación 13 anteriormente presentada fue dividida en dos reivindicaciones, 

que corresponden a las nuevas reivindicaciones 9 y 10. 

1.1.7. La reivindicación 16 anteriormente presentada, que corresponde a la nueva 

reivindicación 12, fue modificada para especificar que el agente alcalinizante y el 

agente acidificante están presentes en cantidades “suficientes”. 
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1.1.8. La reivindicación 19 anteriormente presentada, que corresponde a la nueva 

reivindicación 13, fue modificada para especificar que “la rhGAA comprende al 

menos 4 mol de ácido siálico por mol de rhGAA”. 

1.1.9. La reivindicación 20 anteriormente presentada, que corresponde a la nueva 

reivindicación 14, fue modificada para reemplazar las expresiones “dos residuos de 

manosa-6-fosfato” y “un residuo de manosa-6-fosfato” por “bis-M6P” y “mono-

M6P”, respectivamente; y para especificar que los “sitios” mencionados son sitios de 

N-glicosilación potencial. 

1.1.10. La reivindicación 24 anteriormente presentada, que corresponde a la nueva 

reivindicación 18, fue modificada de manera similar a la reivindicación 1. 

1.1.11. La reivindicación 28 anteriormente presentada, que corresponde a la nueva 

reivindicación 19, fue modificada para establecer etapas del método adecuadamente 

numeradas; y para especificar que la primera etapa corresponde a “preparar una 

solución que comprende al menos un amortiguador, el al menos un excipiente y la 

rhGAA”. 

1.1.12. Se agregaron dos reivindicaciones dirigidas a métodos de preparación de las 

composiciones farmacéuticas reclamadas, las cuales corresponden a las nuevas 

reivindicaciones 22 y 23. 

1.1.13. La dependencia y numeración de las reivindicaciones se ajustaron de acuerdo con lo 

anterior. 

 

1.2. En cuanto a estas modificaciones, me permito decir que las mismas no amplían de 

ninguna manera la materia objeto de la presente solicitud, y se realizaron con el 

ánimo de superar las objeciones planteadas por el examinador en su concepto 

técnico. 

 

1.3. De acuerdo con lo anterior y para el efecto del pago de la tasa por reivindicaciones 

adicionales, atentamente nos permitimos adjuntar lo siguiente: 

 

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

adicionales. 

 

1.3.2. Comprobante de pago por la tasa correspondiente a la modificación voluntaria del 

pliego reivindicatorio. 

 

1.3.3. Nuevo capítulo reivindicatorio conformado por 23 reivindicaciones. 

 

 

2.   Adicionalmente, aun cuando no fue requerido por ese Despacho, presento con este 

escrito el documento en que consta la Cesión de Derechos de los inventores; a) CHAR, Hing, 

b) DILONÉ, Enrique, c) DO, Hung, d) GOTSCHALL, Russell, e) SUNDERLAND, Wendy 

y f) TESLER, Sergey, a favor de la sociedad AMICUS THERAPEUTICS INC. 
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3.  Habiendo dado cumplimiento al requerimiento de ese Despacho, solicito 

respetuosamente se tenga en cuenta los documentos aportados y se continúe con el trámite 

de la presente solicitud.  

 

Señor Director, 
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CLAIMS

1.  A pharmaceutical formulation comprising:
(a) a recombinant human acid α-glucosidase (rhGAA), wherein the rhGAA is expressed 

in Chinese hamster ovary (CHO) cells and comprises at least about 3 mol mannose-6-phosphate 
(M6P) per mol rhGAA;

(b) at least one buffer; and
(c) at least one excipient,
wherein the formulation has a pH of from about 5.0 to about 7.0. 

2. The pharmaceutical formulation of claim 1, wherein the rhGAA is present in a concentration 
of about 5 mg/mL to about 50 mg/mL.

3. The pharmaceutical formulation of claim 1 or claim 2, wherein the rhGAA is present in a 
concentration of about 15 mg/mL.

4. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-3, wherein the formulation has a pH of 
about 6.0.

5. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-4, wherein the at least one buffer 
comprises citrate, phosphate, or a combination thereof.

6. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-5, wherein the at least one buffer 
comprises a potassium, sodium, or ammonium salt.

7. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-6, wherein the at least one excipient 
comprises mannitol.

8. The pharmaceutical formulation of claim 7, wherein the mannitol is present in a 
concentration of about 10 mg/mL to about 50 mg/mL.

9. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-8, wherein the at least one excipient 
comprises polysorbate 80.



10. The pharmaceutical formulation of claim 9, wherein the polysorbate 80 is present in a 
concentration of about 0.2 mg/mL to about 0.5 mg/mL.

11. The pharmaceutical formulation of any of claims 7-10, wherein the mannitol is present at a 
concentration of about 20 mg/mL and the polysorbate 80 is present at a concentration of about 
0.5 mg/mL. 

12. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-11, further comprising
 an alkalizing agent and/or
 an acidifying agent,
wherein the alkalizing agent and acidifying agent are present in amounts sufficient to 

maintain the pharmaceutical formulation at a pH of from about 5.0 to about 6.0.

13. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-12, wherein the rhGAA comprises at 
least 4 mol sialic acid per mol rhGAA.

14. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-13, wherein the rhGAA comprises seven 
potential N-glycosylation sites and wherein:

(a) at least 50% of the rhGAA comprise an N-glycan unit bearing bis-M6P at the first 
potential N-glycosylation site; or

(b) at least 30% of the rhGAA comprise an N-glycan unit bearing mono-M6P at the 
second potential N-glycosylation site; or

(c) at least 30% of the rhGAA comprise an N-glycan unit bearing bis-M6P at the fourth 
potential N-glycosylation site; or 

(d) at least 20% of the rhGAA comprise an N-glycan unit bearing mono-M6P at the fourth 
potential N-glycosylation site.

15. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-14, wherein the pharmaceutical 
formulation consists essentially of:

(a) the rhGAA;
(b) sodium citrate;
(c) citric acid monohydrate;
(d) mannitol; 
(e) polysorbate 80;
(f) water;
(g) optionally, an acidifying agent; and
(h) optionally, an alkalizing agent,
wherein the formulation has a pH of from about 5.0 to about 6.0. 



16. The pharmaceutical formulation of any of claims 1-15, wherein the pharmaceutical 
formulation consists essentially of:

(a) the rhGAA, present at a concentration of about 15 mg/mL;
(b) sodium citrate buffer, present at a concentration of about 25 mM;
(c) mannitol, present at a concentration of about 20 mg/mL;
(d) polysorbate 80, present at a concentration of about 0.5 mg/mL; 
(e) water;
(f) optionally, an acidifying agent; and
(g) optionally, an alkalizing agent,
wherein the formulation has a pH of from about 5.0 to about 6.0. 

17. A pharmaceutical composition comprising the pharmaceutical formulation of any of claims 
1-16 after lyophilization.

18. A pharmaceutical composition comprising a lyophilized mixture comprising:
(a) an rhGAA, wherein the rhGAA is expressed in CHO cells and comprises at least about 

3 mol M6P per mol rhGAA;
(b) at least one buffer; and
(c) at least one excipient.

19. A method of preparing the pharmaceutical formulation of any of claims 1-16, the method 
comprising:

(a) preparing a solution comprising the at least one buffer, the at least one excipient, and 
the rhGAA;

(b) optionally adjusting the pH of the solution; and
(c) optionally adding additional water to the solution.

20. The method of claim 19, further comprising filtering the solution.

21. The method of claim 19 or claim 20, further comprising storing the solution.

22. A method of preparing the pharmaceutical composition of claim 17, the method comprising 
lyophilizing the pharmaceutical formulation of any one of claims 1-16.

23. A method of preparing the pharmaceutical composition of claim 18, the method comprising: 
(a) combining in a liquid formulation the rhGAA, the at least one buffer, and the at least 

one excipient; and 
(b) lyophilizing the liquid formulation.
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