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(57) Изобретение относится к области биотехнологии, вирусологии, генетики и молекулярной
биологии. Более конкретно, настоящее изобретение относится к выделенной нуклеиновой
кислоте для получения генотерапевтического вирусного препарата, которая содержит нуклеиновую
кислоту, которая кодирует белок SMN1 с аминокислотной последовательностью SEQ ID NO: 1, и
нуклеиновую кислоту, которая кодирует микроРНК miR-23a, экспрессионной кассете и вектору на
ее основе, а также к рекомбинантному вирусу на основе AAV9 для экспрессии гена SMN1 в целевых
клетках, фармацевтической композиции, которая включает данный рекомбинантный вирус, и
различным вариантам применения вышеуказанного рекомбинантного вируса и вышеуказанной
композиции.
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