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(57) В изобретении представлен способ снижения прогрессирования аномальной патологии мышц
и/или обращения аномальной патологии мышц у пациента, причем у пациента было
диагностировано заболевание Помпе или подозревается наличие заболевания Помпе. Способ
включает введение пациенту рекомбинантного ААВ (рААВ), содержащего капсид ААВ и
векторный геном, упакованный в него, при этом векторный геном содержит (а) 5'-инвертированный
концевой повтор (ITR); (b) промотор; (с) нуклеотидную последовательность, кодирующую
химерный слитой белок, содержащий сигнальный пептид и пептид vIGF2, слитый с кислой α-
глюкозидазой человека (hGAA); (d) полиА и (е) 3'-ITR. Также представлена фармацевтическая
композиция, содержащая рААВ, описанный в данном документе, для применения в лечении
пациента, у которого есть или подозревается наличие заболевания Помпе.
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