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(57) В настоящем документе предложены системы, содержащие полипептиды CRISPR класса 2, типа
V, гидовые нуклеиновые кислоты (гНК) и необязательно нуклеиновые кислоты донорных матриц,
используемые для модификации гена BCL11A. Системы также используются для модификации
клеток у субъектов со связанным с гемоглобинопатией заболеванием. Также предложены способы
лечения субъектов, имеющих связанное с гемоглобинопатией заболевание, посредством введения
систем или нуклеиновых кислот, кодирующих такие системы, которые нацелены на ген BCL11A
у таких субъектов.
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