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(57) Изобретение относится к олигонуклеотидам (например, антисмысловым олигонуклеотидам, таким
как гэпмеры), предназначенным для направленного воздействия на РНК DMPK, и направляющим
комплексам для доставки олигонуклеотидов в клетки (например, мышечные клетки), а также
к их применениям, в частности к применениям, связанным с лечением заболевания. В
некоторых вариантах осуществления нацеленное на мышцы средство специфично связывается
с интернализующимся рецептором клеточной поверхности мышечных клеток. В некоторых
вариантах осуществления молекулярная нагрузка ингибирует экспрессию или активность DMPK.
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