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(57) В настоящем изобретении описываются улучшенные векторы, такие как векторы на основе
аденоассоциированного вируса (AAV), для экспрессии бета-глюкоцереброзидазы (GCазы) в
трансдуцированных клетках, а также применение таких векторов для увеличения количества
GCазы у субъектов, испытывающих дефицит GCазы, таких как субъекты с болезнью Гоше типа 1.
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