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(54) PHÂN TỬ ARNI, PHƯƠNG PHÁP LÀM GIẢM ĐỘC TÍNH CỦA ARNI, CẤU 
TRÚC BIỂU HIỆN, VECTƠ, TẾ BÀO, HẠT VIRUT, VÀ BỘ KIT CHỨA PHÂN 
TỬ NÀY

(57)  Sáng chế đề xuất phân tử ARNi bao gồm sợi thứ nhất bao gồm trình tự dẫn và sợi thứ 
hai bao gồm trình tự không dẫn trong đó trình tự không dẫn bao gồm phần lồi đối diện với 
vùng hạt của trình tự dẫn; ví dụ, đối diện với trình tự phân cắt. Theo một số khía cạnh, 
sáng chế đề xuất phân tử ARNi để điều trị bệnh Huntington. Sáng chế còn đề xuất băng 
biểu hiện, vectơ (ví dụ, vectơ rAAV, adenovirut tái tổ hợp, lentivirut tái tổ hợp, và HSV tái 
tổ hợp), các tế bào, hạt virut, và dược phẩm chứa ARNi. Sáng chế còn đề xuất phương 
pháp và bộ kit liên quan đến việc sử dụng ARNi, ví dụ, để điều trị bệnh Huntington. Sáng 
chế còn đề xuất hạt AAV tái tổ hợp (rAAV) và chế phẩm chứa hạt AAV tái tổ hợp.
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