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1.

Sastav za upotrebu u lijeCenju Pompeove bolesti, koja se sastoji od vektora rAAV2/8, pri ¢emu rAAV2/8 vektor
sadrzi heterolognu molekulu nukleinske kiseline koja kodira kiselu o-glukozidazu, pri ¢emu je heterologna
nukleinska kiselina operativno povezana s promotorom gena za dezmin, pojacivackim elementom pojacivackog
faktora 2 specifi¢nim za miocit i MyoD poja¢ivackim elementom, pri ¢emu se sastav daje subjektu kome je to
potrebno intramuskularnom, intratorakalnom, intraspinalnom, intratekalnom, intracisternalnom ili intravenskom
injekcijom.

Sastav za upotrebu prema patentnom zahtjevu 1, pri ¢emu se subjektu dalje daje inhibitor acetilholinesteraze.
Sastav za upotrebu prema patentnom zahtjevu 1 ili 2, gdje je subjekt Covjek.
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