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(57) В заявке описаны способы лечения у субъекта дегенерации сетчатки, такой как врожденный
амавроз Лебера (LCA), пигментный ретинит (RP) и глаукома. Также здесь предусмотрены
способы изменения экспрессии одного или более продуктов генов в клетке, такой как ганглиозная
клетка сетчатки. Такие способы могут включать использование модифицированной нуклеазной
системы, такой как система коротких палиндромных повторов, регулярно расположенных
группами, (CRISPR), включающая двунаправленный промотор H1 и РНК-проводники (gRNA),
направленные на гены, связанные с дегенерацией сетчатки, упакованная в одну компактную
частицу аденоассоциированного вируса (AAV).
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