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(57) Изобретение относится к области генетики, генной терапии и молекулярной биологии. Более
конкретно, настоящее изобретение относится к выделенной кодон-оптимизированной нуклеиновой
кислоте, которая кодирует белок SMN1 (белок выживаемости моторных (двигательных) нейронов),
экспрессионной кассете и вектору на ее основе, а также к рекомбинантному вирусу на основе
AAV9 (аденоассоциированный вирус 9 серотипа) для увеличения экспрессии гена SMN1 в целевых
клетках, и их применению.
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