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(57) Описаны композиции вирусного вектора,
содержащие полинуклеотидные последовательно-
сти, которые экспрессируют один или несколько
биологически активных гуанилатциклазных бел-
ков млекопитающих. Описаны также способы их
применения в предотвращении, лечении и/или об-
легчении по меньшей мере одного или нескольких
симптомов заболеваний, расстройств, аномальных
состояний или дисфункций, являющихся, по мень-
шей мере отчасти, результатом дефицита гуанилат-
циклазы in vivo.В конкретных воплощениях при-
менение рекомбинантных адено-ассоциированных
вирусных векторов (rAAV) для лечения или об-
легчения симптомов врожденного амавроза Лебе-
ра, также как и других состояний, вызванных от-
сутствием или уменьшением экспрессии функцио-
нальной специфичной в отношении сетчатки гуа-
нилатциклазы-1 (retGC1).
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