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(57) Resumen: En algunos aspectos, los casetes de expresión cardioespecíficos se proporcionan en la presente descripción. En algunos 

aspectos, en la presente descripción se proporciona un casete de expresión que comprende una secuencia polinucleotídica que codifica un 

producto génico para la terapia de una enfermedad cardíaca, en donde la secuencia polinucleotídica se une operativamente al promotor (por 

ejemplo, un promotor cardioespecífico), y opcionalmente un potenciador (por ejemplo, un potenciador cardioespecífico). En algunos aspectos, 

la descripción proporciona un virión de virus adenoasociado recombinante (rAAV), que comprende una proteína de la cápside y un genoma 

viral que comprende un casete de expresión que comprende una secuencia polinucleotídica que codifica un producto génico terapéutico, por 

ejemplo, polipéptido de marco de lectura abierto enano (DWORF) unido operativamente a un promotor, el casete de expresión flanqueado por 

repeticiones terminales invertidas. La descripción proporciona además composiciones farmacéuticas y métodos para tratar o prevenir 

enfermedades cardíacas. 
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