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(57) В изобретении описаны агенты РНКи, композиции, включающие агенты РНКи, и способы
ингибирования гена двойного гомеобокса 4 (DUX4). Агенты РНКи DUX4 и конъюгаты агентов
РНКи, раскрытые в данном контексте, ингибируют экспрессию гена DUX4. Также описаны
фармацевтические композиции, включающие один или более агентов РНКи DUX4, необязательно
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агентов РНКи DUX4 в клетки скелетных мышц in vivo обеспечивает ингибирование экспрессии
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мышечной дистрофии (FSHD).
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