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(57) Изобретение относится к олигонуклеотидам, конъюгатам пептид-олигонуклеотид и нацеливающей
последовательности, комплементарной целевой области в пределах интрона 1 pre-mRNA гена
кислой альфа-глюкозидазы (GAA) человека, содержащим по меньшей мере одну субъединицу
с удаленным азотистым основанием без пурина и пиримидина. Также изобретение относится к
способам лечения мышечного заболевания, вирусной инфекции или бактериальной инфекции у
субъекта, нуждающегося в этом, включающим введение субъекту олигонуклеотидов, пептидов и
конъюгатов пептид-олигонуклеотид, описанных в настоящем описании.
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