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(57) В данном документе описан интронный элемент распознавания для модификатора сплайсинга
(iREMS), который может быть распознан низкомолекулярным соединением-модификатором
сплайсинга формулы (I), представленным в данном документе

или его формой, причем W, X, A и B соответствуют определению в данном документе. В одном
аспекте в данном документе описаны способы модификации сплайсинга РНК для модулирования
количества продукта гена, причем предшественник РНК-транскрипта, транскрибируемый с
гена, который содержит интронный REMS, модифицируют с использованием соединения-
модификатора сплайсинга формулы (I). В другом аспекте в данном документе описаны способы
модификации сплайсинга РНК для модулирования количества РНК-транскрипта или продукта-
белка, кодируемого геном, причем предшественник РНК-транскрипта, транскрибируемый с гена,
модифицируют для включения интронного REMS с использованием соединения-модификатора
сплайсинга формулы (I). В другом аспекте в данном документе представлены искусственные
генетические конструкции, содержащие интронный REMS, и использование этих искусственных
генетических конструкций для модулирования выработки белка. В другом аспекте в данном
документе представлены способы модулирования эндогенных генов для включения интронного
REMS, и использование соединения-модификатора сплайсинга формулы (I), описанного в данном
документе, для модулирования количества и модификации типа белка, продуцируемого из таких
измененных эндогенных генов.
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