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(57) В данном изобретении предложены генотерапевтические векторы, такие как векторы
аденоассоциированного вируса (AAV), экспрессирующие миниатюризированный ген
микродистрофина человека, и способ применения этих векторов для экспрессии микродистрофина
в скелетной мышце, включая диафрагму и сердечную мышцу, и для защиты мышечных волокон
от повреждений, увеличения мышечной силы и уменьшения и/или профилактики фиброза у
субъектов, страдающих мышечной дистрофией.
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