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(57) В данном документе предусмотрены композиции на основе рекомбинантного
аденоассоциированного вируса (rAAV), которые способны обеспечивать восстановление функции
гена фенилаланингидроксилазы (РАН) в клетках, и способы их применения для лечения
заболеваний, ассоциированных со снижением функции гена РАН (например, PKU). Также
предусмотрены нуклеиновые кислоты, векторы, системы упаковки и способы получения
композиций на основе аденоассоциированного вируса.
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