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(57) В данном документе предлагается композиция, составленная для интратекальной доставки вектора
рекомбинантного аденоассоциированного вируса (rAAV), содержащего капсид AAVhu68, несущий
ген галактозилцерамидазы (GALC) человека, для введения пациентам с болезнью Краббе. Также
данное изобретение предлагает новые генные последовательности и их применение.
































































































































































































































































































	Bibliographic data
	Abstract
	Description
	Claims
	Drawings

