
Reemplazo de exon 1 de HTT

Experimento 1 Experimento 2

O Sin traducir

O CAGGSP::Editor de exones + miARN 
HTT (MOI 1E+5)

• CAGGSP::Editor de exones + miARN 
HTT (MOI 5E+5)

△ CMVp::Editor de exonesr + Modulador de 
empalme de MSH3 (MOI 1E+5)

Editor de exon de HTT

miARN de HTT + + +

modulador de empalme de MSH3

FLAG (HTT trans- 
empalmado)

Beta-actina

Figura 55


