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(57) Предложены соединения, способы и фармацевтические композиции для снижения количества
или активности РНК ATXN3 в клетке или организме животного и, в определенных вариантах
осуществления, для снижения количества белка ATXN3 в клетке или организме животного.
Такие соединения, способы и фармацевтические композиции применимы для ослабления по
меньшей мере одного симптома или признака нейродегенеративного заболевания. Такие симптомы
и признаки включают нарушение двигательной функции, образование агрегатов и гибель нейронов.
Такие нейродегенеративные заболевания включают спиноцеребеллярную атаксию 3 типа (SCA3).
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