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(57) В данной заявке предложен рекомбинантный AAV (rAAV), содержащий капсид AAV и упакованный
в нем геном вектора, где геном вектора содержит AAV 5' инвертированный концевой повтор (ITR),
полученную способом генной инженерии последовательность нуклеиновой кислоты, кодирующую
функциональную человеческую N-ацетил-альфа-глюкозаминидазу (hNAGLU), регуляторную
последовательность, которая направляет экспрессию hNAGLU в клетке-мишени, и AAV 3' ITR.
Также представлена фармацевтическая композиция, содержащая rAAV согласно настоящему
описанию в буферной смеси, и способ лечения человеческого субъекта, у которого диагностирован
MPS IIIB.
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