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(57) В данном изобретении предложен, среди прочего, способ лечения болезни Фабри у субъекта,
включающий введение субъекту, нуждающемуся в этом, рекомбинантного аденоассоциированного
вирусного вектора (rAAV), упакованного в капсид AAV, обладающего широким тропизмом к
тканям, причем вектор включает: (a) 5'-инвертированный концевой повтор; (b) универсальный
промотор; (c) нуклеотидную последовательность, кодирующую фермент α-GAL дикого типа или
его вариант; (d) необязательно посттранскрипционный регуляторный элемент вируса гепатита
сурков (WPRE); (e) поли А; и (f) 3'-ITR.
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