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REPUBLICA DE COLOMBIA
SUPERINTENDENCIA DE INDUSTRIA'Y COMERCIO

Resolucidon N° 54356
Ref. Expediente N° NC2018/0007165

Por la cual se otorga una Patente de Invencion

EL SUPERINTENDENTE DE INDUSTRIA Y COMERCIO
en ejercicio de sus facultades legales, en especial de las conferidas en el numeral 26 del
articulo 3° del Decreto 4886 de 2011, y

CONSIDERANDO:

PRIMERO: Que mediante escrito radicado en esta Superintendencia el 9 de julio de 2018,
con el N° NC2018/0007165, por THE TRUSTEES OF THE UNIVERSITY OF
PENNSYLVANIA, entr6 a fase nacional la solicitud de patente de invencion titulada
“TERAPIA GENICA PARA TRATAR HIPERCOLESTEROLEMIA FAMILIAR”, que
corresponde a la solicitud internacional PCT/US2016/065984 del 9 de diciembre de 2016.

SEGUNDO: Que la solicitud fue publicada en la Gaceta de la Propiedad Industrial N° 833
el 19 de julio de 2018, sin que se hubieran presentado oposiciones por parte de terceros.

TERCERO: Que realizado el examen de fondo mediante Oficio N° 3287, notificado el 11
de marzo de 2021, se requirid al solicitante en los términos del articulo 45 de la Decisién
486 de la Comision de la Comunidad Andina para que presentara respuesta a las
observaciones de caracter técnico, relacionadas con la patentabilidad o cumplimiento de
los requisitos establecidos por esta Decision para la concesion de la patente.

CUARTO: Que el solicitante mediante escrito radicado bajo el N° NC2018/0007165 el 26
de julio de 2021, respondidé oportunamente el requerimiento formulado y presentd las
reivindicaciones 1 a 5 que reemplazan las originalmente presentadas. Se acepta este
altimo capitulo reivindicatorio presentado, comoquiera que se ajusta a las prescripciones
contenidas en el articulo 34 de la Decision 486.

QUINTO: Que en virtud de lo dispuesto en el articulo 14 de la Decisién 486 expedida por la
Comisién de la Comunidad Andina “Los paises miembros otorgaran patentes para las
invenciones, sean de producto o de procedimiento, en todos los campos de la tecnologia,
siempre que sean nuevas, tengan nivel inventivo y sean susceptibles de aplicacion
industrial”.

SEXTO: Que en el presente caso las reivindicaciones 1 a 5 incluidas en el radicado bajo
el N° NC2018/0007165 el 26 de julio de 2021, cumplen los requisitos indicados en el
considerando anterior, toda vez que se refieren a una composiciébn farmacéutica
caracterizada porque comprende una suspension de virus adeno-asociado recombinante
(rAAV) de replicacion deficiente en un regulador de pH de formulacion, que difiere del
estado de la técnica mas cercano, W0O2015164778, en: (i) el genoma del vector que
comprende una repeticién terminal invertida (ITR) 5 de AAV, un cassette de expresion y
una ITR 3’ de AAV, en donde el cassette de expresién comprende una secuencia de acido
nucleico que codifica un receptor de LDL humano (hLDLR) enlazado operablemente a
secuencias de control de expresion, en donde las secuencias de control de expresiéon
comprenden un promotor especifico del higado, una secuencia de intensificacion, un
intron y una secuencia sefal de poliadenilacion (poliA), en donde la secuencia que codifica
hLDLR es nt 969 a 3551 de la SEQ ID No: 6; y (ii) en el regulador de pH de formulacion
gue comprende una solucién acuosa de solucion salina regulada en su pH con fosfato y
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un poloxdmero. Adicionalmente, estas diferencias no se encuentran sugeridas en el
estado de la técnica y, como consecuencia de ello, se evidencian los siguientes efectos
técnicos: (i) la administracion de la composicion farmacéutica que comprende el vector
AAV8.TBG.hLDLR demostré una reduccion de 30% del colesterol en suero a una dosis
de 1.5x10'* GC/kg en un estudio de escala de la dosis de AAV8.TBG.hLDLR en ratones
DKO y LAHB (Ejemplo 2, Numeral 7.4.2); (i) la administracion de la composicion
farmacéutica que comprende el vector AAV8.TBG.hLDLR demostrd ser eficaz para
reducir de manera rapida y significativa los niveles de colesterol en suero en los dias 7 y
30 en un estudio de eficacia de AAV8.TBG.hLDLR en un modelo de raton de
hipercolesterolemia familiar homocigética (Ejemplo 2, Numeral 7.4.4); y (iii) el vector
AAV8.TBG.hLDLR demostré su potencia in vivo en la reduccion de los niveles de
colesterol total en suero en un modelo de raton LDLR-/-Apobec-/- con doble expresion
bloqueada (ratbn DKO) de HoFH (Ejemplo 3, Numeral 8.4.2). Sumado a lo anterior, la
materia reivindicada, es susceptible de aplicacion industrial.

En consecuencia, las reivindicaciones 1 a 5 cumplen los requisitos de novedad, nivel
inventivo y aplicacion industrial establecidos en la normatividad citada en precedencia y
este Despacho encuentra procedente conceder para las mismas la patente solicitada.

SEPTIMO: Que de acuerdo con la modificacion presentada por el solicitante en el escrito
radicado bajo el N° NC2018/0007165 del 13 de enero de 2021 y teniendo en cuenta el
objeto concedido, se modifica el titulo de la invencion el cual quedara de la siguiente
manera: “COMPOSICION FARMACEUTICA QUE COMPRENDE UN VIRUS ADENO-
ASOCIADO RECOMBINANTE QUE COMPRENDE UN ACIDO NUCLEICO QUE
CODIFICA UN RECEPTOR DE LDL HUMANO (HLDLR)".

Con fundamento en las anteriores consideraciones, el Superintendente de Industria y
Comercio,

RESUELVE

ARTICULO PRIMERO: Otorgar patente de invencion a la solicitud que entr6 en fase
nacional en virtud del Tratado de Cooperacion en Materia de Patentes (PCT), para la
creacion titulada:

“COMPOSICION FARMACEUTICA QUE COMPRENDE UN VIRUS ADENO-ASOCIADO
RECOMBINANTE QUE COMPRENDE UN ACIDO NUCLEICO QUE CODIFICA UN
RECEPTOR DE LDL HUMANO (HLDLR)”

Clasificacion IPC: C12N 15/86, A61K 48/00, CO7K 14/705.

Reivindicaciones: 1 a 5 incluidas en el radicado bajo el N° NC2018/0007165 el 26 de
julio de 2021, de acuerdo con el anexo 1.

Titular: THE TRUSTEES OF THE UNIVERSITY OF PENNSYLVANIA.

Domicilio: 3160 CHESTNUT STREET, SUITE 200 PHILADELPHIA, PENNSYLVANIA
19104, ESTADOS UNIDOS DE AMERICA.

Inventores: James M. WILSON y Daniel J. RADER.

Prioridades N°:  11/12/2015, US (ESTADOS UNIDOS DE AMERICA), 62/266,383.
18/12/2015, US (ESTADOS UNIDOS DE AMERICA), 62/269,440.
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Solicitud internacional N°: PCT/US2016/065984 Fecha: 9 de diciembre de 2016.
Vigente desde: 9 de diciembre de 2016 Hasta: 9 de diciembre de 2036.

ARTICULO SEGUNDO: El titular tendra los derechos y las obligaciones establecidos en la
Decisién 486 de la Comision de la Comunidad Andina y en las demas disposiciones legales
vigentes sobre propiedad industrial, precisando que para mantener vigente la patente se
debera cancelar la tasa anual de mantenimiento, conforme lo dispone el articulo 80 de la
referida norma comunitaria.

ARTICULO TERCERO: Notificar el contenido de la presente resolucion a THE
TRUSTEES OF THE UNIVERSITY OF PENNSYLVANIA, advirtiendo que contra ella
procede el recurso de reposicion, ante el Superintendente de Industria y Comercio, el cual
podra ser interpuesto en el momento de la notificacién o dentro de los diez (10) dias habiles
siguientes a ella.

NOTIFIQUESE Y CUMPLASE
Dada en Bogota D.C., el 25 de agosto de 2021

Firmado digitalmente
por: ANDRES
‘ BERNARDO BARRETO
Auily W [ GONZALEZ
, ) Fecha: 2021.08.25
SI.IPERIN?I'E‘DIIJEEE:TEAI:IERIEITI;]IJEEI:‘I?#E:-IHEREI[I 17-02.07 COT
Razon: Validez juridica.
Ubicacién: Bogota,
Colombia.
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ANEXO 1

REIVINDICACIONES CONCEDIDAS

1.- Una composicion farmacéutica caracterizada porque comprende una suspension
de virus adeno-asociado recombinante (rAAV) de replicacion deficiente en un regulador
de pH de formulacién, en donde:

(a) el rAAV comprende una capside de AAV8 y un genoma de vector, en donde el
genoma del vector comprende una repeticién terminal invertida (ITR) 5 de AAV, un
cassette de expresion y una ITR 3’ de AAV, en donde el cassette de expresion comprende
una secuencia de acido nucleico que codifica un receptor de LDL humano (hLDLR)
enlazado operablemente a secuencias de control de expresion, que dirigen su expresion,
en donde las secuencias de control de expresion comprenden un promotor especifico del
higado, una secuencia de intensificacion, un intron y una secuencia sefial de
poliadenilacion (poliA), en donde la secuencia que codifica hLDLR es nt 969 a 3551 de la
SEQ ID No: 6, y en donde dicho genoma de vector esta empacado en la capside de AAVS;
y

(b) el regulador de pH de formulacion comprende una solucion acuosa de solucién
salina regulada en su pH con fosfato y un poloxamero.

2.- La composicion farmacéutica de conformidad con la reivindicacion 1,
caracterizada ademas porque el rAAV es AAV8.TBG.hLDLR, y en donde el promotor
especifico del higado es un promotor de globulina de unién a tiroxina (TBG), y la secuencia
de &cido nucleico comprende ademas una o0 mas secuencias de intensificacion alfa
mic/bik, un intrGn quimérico, una secuencia sefial poliA de beta globina de conejo (RBG),
y en donde la secuencia que codifica hLDLR codifica un hLDLR de tipo silvestre.

3.- La composicion farmacéutica de conformidad con la reivindicacion 1 o 2,
caracterizada ademas porque el regulador de pH de formulacion es NaCl 180 mM, fosfato
de sodio 10 mM, poloxamero 188 a 0.001%, pH 7.3.

4.- La composicion farmacéutica de acuerdo con una cualquiera de las
reivindicaciones 1 a 3, caracterizada ademas porque la composicién es una suspension
de virus adeno-asociado recombinante (rAAV) de replicacion deficiente en una unidad de
dosificacion de 5 x 10! copias del genoma (GC) o mayor/kg de peso corporal del sujeto
humano, en el que GC se determina mediante gPCR optimizada (0gPCR) y PCR de gotita
digital (ddPCR).

5.- La composicion farmacéutica de acuerdo con una cualquiera de las
reivindicaciones 1 a 3, caracterizada ademas porque la composicién es una suspension
de virus adeno-asociado recombinante (rAAV) de replicacion deficiente en una unidad de
dosificacion de 2.5 x 1012 copias del genoma (GC)/kg a 7.5 x 102 copias del genoma
(GC)/kg de peso corporal del sujeto humano, en el que GC se determina mediante ogPCR
y ddPCR.
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