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(57) Изобретение относится к способу целевого редактирования РНК на основе LEAPER
(Leveraging endogenous ADAR (Adenosine Deaminase Acting on RNA) for programmable editing
of RNA - применение эндогенной ADAR (аденозиндезаминазы, действующей на РНК)
для программируемого редактирования РНК), который включает безопасное и эффективное
выполнение аденозин-в-инозин редактирования РНК (A-в-I редактирование РНК) с помощью
LEAPER in vivo, благодаря чему сайты патогенных мутаций могут быть точно восстановлены, и все
заболевания, вызванные мутациями G>A, такие как МПС IH (мукополисахаридоз I типа, синдром
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	Bibliographic data
	Abstract
	Description
	Claims
	Drawings

