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RESUMEN

La presente divulgacion proporciona moléculas de acido nucleico que comprenden una primera
repeticion terminal invertida (ITR), una segunda ITR, y un casete genético que codifica una secuencia
diana. En algunas realizaciones, la secuencia diana codifica un miARN y/o una proteina terapéutica. En
ciertas realizaciones, la proteina terapéutica comprende un factor de coagulacion, un factor de
crecimiento, una hormona, una citocina, un anticuerpo, un fragmento del mismo, y una combinacién de
los mismos. En algunas realizaciones, la primera ITR y/o la segunda ITR son una ITR de un virus no
adenoasociado (AAV). La presente divulgacion también proporciona métodos de tratamiento de un
trastorno metabolico del higado en un sujeto que comprenden administrar al sujeto la molécula de acido

nucleico o un polipéptido codificado de ese modo.



