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(57) Предложен рекомбинантный AAV (rAAV), подходящий для применения при лечении
нейродегенерации у взрослых, вызванной гаплонедостаточностью гранулина (GRN), такой как
связанная с програнулином (PGRN) лобно-височная деменция (ЛВД). rAAV содержит (a) капсид
аденоассоциированного вируса 1 и (b) геном вектора, упакованный в капсид AAV, причем
указанный геном вектора содержит инвертированные концевые повторы AAV, кодирующую
последовательность для програнулина человека и регуляторные последовательности, которые
управляют экспрессией програнулина. Также предложен способ для лечения пациента-человека
с PGRN-ЛВД и другой нейродегенерацией у взрослых, вызванной гаплонедостаточностью
гранулина (GRN), включающий доставку в центральную нервную систему (ЦНС) рекомбинантного
аденоассоциированного вируса (rAAV), имеющего капсид AAV аденоассоциированного вируса 1
(AAV1), при этом указанный rAAV дополнительно содержит геном вектора, упакованный в капсид
AAV, при этом указанный геном вектора содержит инвертированные концевые повторы AAV,
кодирующую последовательность програнулина человека и регуляторные последовательности,
которые направляют экспрессию програнулина.
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