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Гемофилия Б – Х-сцепленное рецессивное заболевание, вызываемое мутациями в гене F9. 
Мутации приводят к нарушениям свертываемости крови. Генная терапия гемофилии B, 
использующая аденоассоциированный вирусный вектор для доставки функциональной копии 
гена F9, является перспективным направлением исследований. С целью создания best-in-class 
терапии была проведена работа по оценке эффективности генной терапии гемофилии Б на 
мышиной модели двумя различными синтетическими векторами (sAAV) при двух различных 
дозировках вектора (d1 и d2).
Введение вектора sAAV2 приводило к коррекции гемофилии Б в обеих исследуемых группах, 
в то время как активность в контрольных группах соответствовали здоровому фенотипу и 
фенотипу гемофилии Б. Уровень экспрессии и вирусная нагрузка были значительно выше в 
группах с вектором sAAV2 в сравнении с группами серотипа sAAV1. Полученные результаты 
свидетельствуют о большей эффективности векторов на основе синтетического серотипа sAAV2 
для генной терапии гемофилии Б на мышиной модели в сравнении с серотипом sAAV1. Лучшая 
эффективность экспрессии наблюдается при меньшей дозировке вектора в группе sAAV d1 при 
сохранении терапевтического эффекта. Чрезвычайно высокие показатели прокоагулянтной 
активности предполагают дальнейшее применение меньших дозировок векторов для снижения 
вирусной нагрузки на организм и повышения безопасности разрабатываемой генной терапии 
гемофилии Б.
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