1. Ne natūralios kilmės cinko pirštų baltymas, kuris rišasi prie Htt geno, cinko pirštų baltymas apima 5 cinko pirštų domenus, išdėstytus nuo F1 iki F5, kur cinko pirštų domenai apima atpažinimo spiralės srities sekas, išdėstytas taip, kaip parodyta vienoje eilutėje toliau pateiktoje lentelėje:
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2. Sulietas baltymas, apimantis cinko pirštų baltymą pagal 1 punką ir funkcinį domeną.

3. Sulietas baltymas pagal 2 punktą, kur funkcinis domenas yra pasirinktas iš grupės: transkripcijos aktyvacijos domenas, transkripcijos represijos domenas ir nukleazės domenas.

4. Polinukleotidas, koduojantis cinko pirštų baltymą pagal 1 punktą, arba sulietas baltymas pagal 2 arba 3 punktą.

5. AAV vektorius, apimantis polinukleotidą pagal 4 punktą.

6. Ląstelė šeimininkė, apimanti vieną arba daugiau cinko pirštų baltymų pagal 1 punktą, vieną arba daugiau sulietų baltymų pagal 2 arba 3 punktą, vieną arba daugiau polinukleotidų pagal 4 punktą ir (arba) vieną arba daugiau AAV vektorių pagal 5 punktą.

7. Farmacinė kompozicija, apimanti vieną arba daugiau polinukleotidų pagal 4 punktą ir (arba) vieną arba daugiau AAV vektorių pagal 5 punktą.

8. Htt geno raiškos ląstelėje modifikavimo būdas, apimantis vieno arba daugiau polinukleotidų pagal 4 punktą, vieno arba daugiau AAV vektorių pagal 5 punktą ir (arba) vienos arba daugiau farmacinių kompozicijų pagal 7 punktą įvedimą į ląstelę, kur būdas atliekamas ex vivo arba in vitro sąlygomis.

9. Būdas pagal 8 punktą, kur Htt genas apima mažiausiai laukinio tipo ir (arba) vieną mutantinį alelį.

10. Būdas pagal 8 arba 9 punktą, kur vienas arba daugiau polinukleotidų ir vienas arba daugiau AAV vektorių koduoja susilietą baltymą, ir kur susilietas baltymas apima represijos domeną, ir Htt geno raiška yra represuota.

11. Būdas pagal bet kurį iš 8–10 punktų metodas, kur ląstelė yra neuroninė ląstelė.

12. Polinukleotidas pagal 4 punktą, AAV vektorius pagal 5 punktą ir (arba) farmacinė kompozicija pagal 7 punktą, skirti panaudoti taikant Hantingtono ligos (HD) gydymo ir (arba) profilaktikos būdą subjektui, kuriam to reikia, kur būdas apima įvedimą subjektui vieno arba daugiau minėtų polinukleotidų, AAV vektorių ir (arba) farmacinių kompozicijų, kur funkcinis domenas yra transkripcijos represijos domenas,.

13. Polinukleotidas, AAV vektorius ir (arba) farmacinė kompozicija, skirti panaudoti pagal 12 punktą, kur įvedimas yra skirtas neuroninei ląstelei subjekto smegenyse.

14. Polinukleotidas, AAV vektorius ir (arba) farmacinė kompozicija, skirti panaudoti pagal 13 punktą, kur neuroninė ląstelė yra dryžuotajame kūne.
