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(57) Изобретение относится к РНКи-агентам, например двухцепочечным РНКи-агентам, способным
ингибировать экспрессию гена, содержащего пататинподобный фосфолипазный домен белка 3
(PNPLA3). Кроме того, описаны фармацевтические композиции, которые включают РНКи-агенты
против PNPLA3, и способы их применения. РНКи-агенты против PNPLA3, описанные в настоящем
документе, могут быть конъюгированы с нацеливающими лигандами для облегчения доставки
в клетки, включая гепатоциты. Доставка РНКи-агентов против PNPLA3 in vivo обеспечивает
ингибирование экспрессии гена PNPLA3. РНКи-агенты можно применять в способах лечения
заболеваний и расстройств, связанных с PNPLA3, включая неалкогольную жировую дистрофию
печени (NAFLD), неалкогольный стеатогепатит (NASH), фиброз печени и алкогольные или
неалкогольные заболевания печени, включая цирроз печени.
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