Superintendencia de
Industria y Comercio

REPUBLICA DE COLOMBIA
SUPERINTENDENCIA DE INDUSTRIA'Y COMERCIO

Resolucion N° 59085

Ref. Expediente N° NC2021/0017544

Por la cual se otorga una Patente de Invencion
LA SUPERINTENDENTE DE INDUSTRIA Y COMERCIO

en ejercicio de sus facultades legales, en especial de las conferidas en el numeral 24 del
articulo 3° del Decreto 4886 de 2011, y

CONSIDERANDO:

Que mediante escrito radicado en esta Superintendencia el 21 de diciembre de 2021 con
el N° NC2021/0017544, por ENCODED THERAPEUTICS, INC., entr6 a fase nacional la
solicitud de patente de invencion titulada “COMPOSICIONES Y METODOS PARA LA
REGULACION GENICA SELECTIVA”, que corresponde a la solicitud internacional
PCT/US2020/035431 del 29 de mayo de 2020.

Que la solicitud fue publicada en la Gaceta de la Propiedad Industrial N° 950 el 17 de
enero de 2022, sin que se hubieran presentado oposiciones por parte de terceros.

Que realizado el examen de fondo mediante Oficio No. 16525 de 10 de septiembre de
2024, se requirié al solicitante en los términos del articulo 45 de la Decision 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.

Que el solicitante mediante escrito radicado bajo el N° NC2021/0017544 el 13 de noviembre
de 2024 respondid oportunamente el requerimiento formulado y presentd las
reivindicaciones 1 a 8 que reemplazan las originalmente presentadas. Se acepta este ultimo
capitulo reivindicatorio presentado, comoquiera que se ajusta a las prescripciones
contenidas en el articulo 34 de la Decision 486.

Que respecto a las objeciones realizadas mediante el Oficio No. 16525 de 10 de septiembre
de 2024, las reivindicaciones 1 a 8 incluidas en el radicado N° NC2021/0017544 el 13 de
noviembre de 2024 superan las objeciones por Articulo 30 de la Decision 486 por falta
sustento porgue se ha caracterizado el casete de expresion porque comprende un elemento
regulador selectivo de neuronas de parvalbumina (PV) unido operativamente a un
polinucledtido que codifica un factor de transcripcion disefiado que aumenta la expresion de
un gen SCN1A en una célula, en donde el factor de transcripcion disefiado comprende una
secuencia de aminoacidos de SEQ ID NO: 127 y el elemento regulador selectivo de
neuronas PV comprende la SEQ ID NO: 2. De tal forma, que la materia ahora reclamada
esta completamente sustentada en la descripcion. Asi mismo, se superan las objeciones por
Articulo 28 de la Decision 486, dado que, la descripcion es clara y suficiente y permitiria
llegar a la materia reclamada en la solicitud.
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Que en virtud de lo dispuesto en el articulo 14 de la Decision 486 expedida por la Comision
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 aplicacién industrial.”

Que en el presente caso las reivindicaciones 1 a 8 incluidas en el radicado bajo el N°
NC2021/0017544 el 13 de noviembre de 2024, cumplen los requisitos previstos
anteriormente, toda vez que se refieren a un casete de expresién que comprende un
elemento regulador selectivo de neuronas de parvalbumina (PV) unido operativamente a
un polinucledtido que codifica un factor de transcripcion que difiere de la informacion del
estado de la técnica mas cercano US20190024118 en que el factor de transcripcion
comprende una secuencia de aminoacidos de SEQ ID NO: 127 y el elemento regulador
selectivo de neuronas PV comprende la SEQ ID NO: 2.

Adicionalmente, estas diferencias no se encuentran sugeridas en el estado de la técnica y,
como consecuencia de ello, se evidencia que el constructo que comprende la secuencia de
acido nucleico identificada como SEQ ID NO: 71, la cual codifica el factor de transcripcion
correspondiente a SEQ ID NO: 127 (construcciones 33 y 34), tiene como consecuencia
directa de estas caracteristicas, que produce efectos técnicos relevantes. En particular, la
administracion de las construcciones 33 y 34 en ratones SCN1AMIKea permitié que el 93% y
el 83% de los animales tratados, respectivamente, se mantuvieran libres de convulsiones en
un ensayo de convulsiones hipertérmicas de tipo toénico clénico inducidas. En contraste, el
grupo control tratado Unicamente con el esqueleto del vector, que no contiene la secuencia
codificante del factor de transcripcion SEQ ID NO: 127 y utiliza EGFP como marcador,
mostro un 44% de animales libres de convulsiones (Ejemplo 6, Tablas 15 y 16, Figuras 6A
a 6E).

Asimismo, los ratones tratados con la construccion 33 presentaron una tasa de
supervivencia del 76% en comparacion con el grupo control tratado con buffer fosfato (PBS),
lo que demuestra que el efecto terapéutico observado se relaciona directamente con la
actividad del activador transcripcional sobre el gen SCN1A (Ejemplo 7, Tabla 17, Figuras 7A
a 7D). Adicionalmente, la construccién 33 indujo un aumento de la expresion relativa de
SCNI1A en la corteza frontal, temporal, occipital y en el cerebelo de monos Macaca
fascicularis de entre 2 y 3 afios de edad tratados mediante inyeccion intraparenquimatosa,
en comparacion con controles no tratados con el vector (PBS) (Ejemplo 8, Figura 8). Por
tanto, el casete de expresion de la solicitud es promisorio para tratar enfermedades
relacionadas con deficiencia de la expresion de SCN1A como el sindrome de Dravet.

En consecuencia, las reivindicaciones 1 a 8 del escrito radicado bajo namero N°
NC2021/0017544 el 13 de noviembre de 2024 cumplen los requisitos de novedad, nivel
inventivo y aplicacion industrial establecidos en la normatividad citada en precedencia y esta
Oficina encuentra procedente conceder para las mismas la patente solicitada.

Que el solicitante en el escrito radicado bajo el N° NC2021/0017544 el 13 de noviembre de
2024, solicito la modificacion del titulo a: “POLINUCLEOTIDO QUE CODIFICA PARA UN
FACTOR DE TRANSCRIPCION ESPECIFICO PARA SCN1A Y EL VECTOR VIRAL AAV
QUE LO COMPRENDE”, la cual no se acepta porque presenta errores de claridad porque
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menciona “el vector viral” pero anteriormente no esta descrito ningun AAV. Teniendo en
cuenta lo anterior, el titulo quedara de la siguiente manera: “CASETE DE EXPRESION QUE
COMPRENDE UN ELEMENTO REGULADOR SELECTIVO DE NEURONAS DE
PARVALBUMINA UNIDO OPERATIVAMENTE A UN POLINUCLEOTIDO QUE CODIFICA
UN FACTOR DE TRANSCRIPCION DEL GEN SCNI1A, Y VIRUS ADENOASOCIADO (AAV)
QUE LO COMPRENDE".

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

RESUELVE

ARTICULO 1: 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:

“CASETE DE EXPRESION QUE COMPRENDE UN ELEMENTO REGULADOR
SELECTIVO DE NEURONAS DE PARVALBUMINA UNIDO OPERATIVAMENTE A UN
POLINUCLEOTIDO QUE CODIFICA UN FACTOR DE TRANSCRIPCION DEL GEN
SCNI1A, Y VIRUS ADENOASOCIADO (AAV) QUE LO COMPRENDE”"

Clasificacion IPC: C12N 15/79, A61P 25/08, A61P 25/16, A61P 25/28.

Reivindicaciones: 1 a 8 incluidas en el radicado bajo el No NC2021/0017544 el 13 de
noviembre de 2024, de acuerdo con el Anexo No. 1.

Titular: ENCODED THERAPEUTICS, INC.

Direccion: 341 OYSTER POINT BOULEVARD SOUTH SAN FRANCISCO, CALIFORNIA
94080, ESTADOS UNIDOS DE AMERICA.

Inventores: Stephanie TAGLIATELA, Kartik RAMAMOORTHI, Andrew YOUNG, DAVID
OBERKOFLER y Anne TANENHAUS.

Prioridades N°: 29/05/2019, US (ESTADOS UNIDOS DE AMERICA), 62/854,238
5/06/2019, US (ESTADOS UNIDOS DE AMERICA), 62/857,727
10/04/2020, US (ESTADOS UNIDOS DE AMERICA), 63/008,569

Solicitud internacional N°: PCT/US2020/035431 Fecha: 29 de mayo de 2020.

Vigente desde: 29 de mayo de 2020 Hasta: 29 de mayo de 2040.

ARTICULO 2: El titular tendréa 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
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cancelar la tasa anual de mantenimiento, conforme lo dispone el articulo 80 de la referida
norma comunitaria.

ARTICULO 3: Notificar el contenido de la presente resolucion a ENCODED
THERAPEUTICS, INC. advirtiendo que contra ella procede el recurso de reposicion, ante la
Superintendente de Industria y Comercio, el cual podra ser interpuesto en el momento de la
notificacion o dentro de los diez (10) dias habiles siguientes a ella.

NOTIFIQUESE Y CUMPLASE

Dada en Bogota D.C., el 15 de agosto de 2025

LA SUPERINTENDENTE DE INDUSTRIA Y COMERCIO,

Firmado digitalmente
por: CIELO ELAINNE
RUSINQUE URREGO
Fecha: 2025.08.15

@ 12:07:30 COT
Razon: Validez juridica.
Ubicacién: Bogota,

Colombia.
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ANEXO No. 1

REIVINDICACIONES CONCEDIDAS

1. Un casete de expresion que comprende un elemento regulador selectivo de
neuronas de parvalbumina (PV) unido operativamente a un polinucleétido que codifica un
factor de transcripcién disefiado que aumenta la expresion de un gen SCN1A en una
célula, en donde el factor de transcripcion disefiado comprende una secuencia de
aminoacidos de SEQ ID NO: 127 y el elemento regulador selectivo de neuronas PV
comprende la SEQ ID NO: 2.

2. El casete de expresion de la reivindicaciéon 1, que comprende ademas un sitio
de union a microARN que inhibe la expresion del factor de transcripcién disefiado en
neuronas de excitacion, y en donde el sitio de union a microARN comprende la SEQ ID
NO: 7.

3. El casete de expresién de la reivindicacion 2, en donde el casete de expresion
comprende una secuencia de acido nucleico de la SEQ ID NO: 71.

4. Un vector de virus adenoasociado (AAV) que comprende el casete de expresion
de cualquiera de las reivindicaciones 1 a 3.

5. El vector AAV de la reivindicacion 4, en donde el vector AAV comprende un
AAVO.

6. El vector AAV de la reivindicacion 5, en donde el casete de expresion comprende
ademas una secuencia de repeticion terminal invertida (ITR) de 5’ AAV y una secuencia
ITR de 3’ AAV, cada una derivada de un serotipo 2 de AAV.

7. Una composicién que comprende el casete de expresion de cualquiera de las
reivindicaciones 1-3 o el vector AAV de cualquiera de las reivindicaciones 4-6 y un
portador farmacéuticamente aceptable.

8. Una linea celular que comprende el casete de expresion de cualquiera de las

reivindicaciones 1-3, en donde la linea celular es HEK-293, célula A549, o Hela.
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