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1. Una secuencia de &cido ribonucleico de guia Unica (SgJARN) de Neisseria

meningitidis (Nme) Cas9 que comprende una regién truncada de repeticidn:anti-repeticion y
una regioén truncada de vastago 2_con respecto a un sgRNA Nme de 145 nucle6tidos, en
donde los nucleotidos 25-76 son una region repeticion:anti-repeticion y los nucleétidos 102-
143 son una region de vastago 2, en donde el ARNsg tiene una longitud de secuencia
seleccionada del grupo que consiste en 111 nucleétidos, 107 nucledtidos, 105 nucledtidos,

103 nucledtidos, 102 nucle6tidos, 101 nucledtidos, 100 nucle6tidos y 99 nucledtidos.

2. La secuencia SQARN de la Reivindicacion 1, que comprende una regién espaciadora

truncada, en donde la region espaciadora truncada tiene una longitud de 17-23 nucleétidos.

3. Un vector virico adeno-asociado (AAV) que codifica un &cido ribonucleico de guia
Unica (sgARN) de Neisseria meningitidis Cas9 que comprende una region truncada de
repeticion: anti-repeticion y una regién de vastago 2 truncada con respecto a un SgRNA Nme
de 145 nucledtidos, en donde los nucledtidos 1-24 son una region espaciadora, los
nucleodtidos 25-76 son una region repeticion:anti-repeticion, los nucleotidos 79-99 son una
region de vastago 1 y los nucledtidos 102-143 son una region de vastago 2, en donde el
SsgRNA tiene una una longitud seleccionada del grupo que consiste en 111 nucle6tidos, 107
nucledtidos, 105 nucleotidos, 103 nucledtidos, 102 nucledtidos, 101 nucleotidos, 100

nucleétidos y 99 nucle6tidos.

4. El vector AAV de la Reivindicacion 3, que comprende un promotor U6.
5. El vector AAV de la Reivindicacion 3, que comprende un promotor Ula.
6. El vector AAV de la Reivindicacion 3, que comprende una secuencia Kozak.

7. El vector AAV de la Reivindicacion 3, en donde dicho sgARN de Neisseria

meningitidis codificado es al menos parcialmente complementario a un gen de interés.

8. El vector AAV de la Reivindicacién 7, en donde dicho gen de interés se selecciona

del grupo que consiste en un gen PCSK9 y un gen ROSA26.
9. El vector AAV de la Reivindicacion 4, en donde dicho sgARN de Neisseria

meningitidis codificado comprende una region espaciadora truncada, en donde la region

espaciadora truncada tiene una longitud de 17-23 nucledtidos.
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