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e Patologie trattabili con la terapia genica. Caratteristiche del vettore ideale di terapia genica
¢ General strategy for the construction of a viral vector

e Strategia generale per la costruzione di un vettore virale
o vettori retrovirali

vettori lentivirali

vettori adenovirali

vettori AAV

vettori HSV
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e Elettro Gene Transfer (EGT)

e Trias clinici rilevanti e farmaci approvati
o trial U. Penn Adeno OCT
trial X-SCID
trial ADA-SCID: STRIMVELIS
trial Beta Thalassemia
CAR T therapy: TISAGENLECLEUCEL
trials AAV-FIX
Leber’s Congenital Amaurosis (LCA): voretigene neparvovec - LUXTURNA
Spinal Muscle Atrophy (SMA): nusinersen — SPINRAZA; ZOLGENSMA
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