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(57) Предлагается рекомбинантный аденоассоциированный вирус (pAAB), полезный для лечения
болезни накопления гликогена (Помпе) типа II. pAAB содержит капсид AAB, который нацелен
на клетки по меньшей мере чего-то одного из мышц, сердца, почки и центральной нервной
системы, в который упакован геном вектора, содержащий последовательность нуклеиновой
кислоты, кодирующей химерный слитый белок, содержащий сигнальный пептид и пептид
vIGF2, слитые с белком кислой α-глюкозидазы человека hGAA780I, под контролем регуляторных
последовательностей, которые направляют ее экспрессию. Также предусматриваются способы
изготовления и применения такого pAAB.
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