1. Polinukleotidų kasetė tikslinio geno raiškai reguliuoti, apimanti ribojungiklį, kuris apima Tw („twister“) ribozimą, kamienu sujungtą su aptameru, kur Tw ribozimą su aptameru jungiantis kamienas prisijungia prie ribozimo Tw ribozimo P3 kamieno padėtyje ir kur tikslinis genas yra sujungtas su Tw ribozimo P1 kamienu, kur polinukleotidų kasetė, ją įterpus į tikslinį geną, slopina tikslinio geno raišką esant aptamero ligandui.

2. Polinukleotidų kasetė pagal 1 punktą, kur aptameras suriša mažos molekulės ligandą.

3. Polinukleotidų kasetė pagal 1 punktą, kur Tw ribozimas
(a) yra iš Nasonia vitripennis;
(b) apima SEQ ID Nr. 38; arba
(c) apima SEQ ID Nr. 39.

4. Polinukleotidų kasetė pagal bet kurį iš 1–3 punktų, apimanti seką, kuri pailgina Tw ribozimo P1 kamieną 1–3 bazių poromis.

5. Polinukleotidų kasetė pagal bet kurį iš 1–4 punktų, kur
(a) Tw ribozimo P1 kamienas yra 4–7 bazių porų;
(b) kamienas, jungiantis ribozimą su aptameru, apima seką iš ribozimo P3 kamieno ir (arba) seką iš aptamero P1 kamieno; ir (arba)
(c) kamienas, jungiantis ribozimą su aptameru, yra 3–7 bazių porų ilgio.

6. Polinukleotidų kasetė tikslinio geno raiškai reguliuoti, apimanti ribojungiklį, kuris apima su aptameru sujungtą Tw ribozimą, kur Tw ribozimo P1 kamienas ir aptamero P1 kamienas apima alternatyviai pasidalijamą kamieno atšaką, kur aptameras yra sujungtas su Tw ribozimo P1 kamieno 3' arba 5' galu, kur, kai aptameras yra sujungtas su Tw ribozimo P1 kamieno 3' galu, Tw ribozimo P1 kamieno 3' atšakos dalis yra aptamero P1 kamieno 5' atšakos alternatyvi dalis, ir kur, kai aptameras yra sujungtas su Tw ribozimo P1 kamieno 5' galu, Tw ribozimo P1 kamieno 5' atšakos dalis yra aptamero P1 kamieno 3' atšakos alternatyvi dalis, kur polinukleotidų kasetė, įterpta į tikslinį geną, didina tikslinio geno raišką esant aptamero ligandui.

7. Polinukleotidų kasetė pagal 6 punktą, kur aptameras suriša mažos molekulės ligandą.

8. Polinukleotidų kasetė pagal 6 arba 7 punktą, kur Tw ribozimas
(a) yra iš Nasonia vitripennis; 
(b) apima SEQ ID Nr. 38; arba
(c) apima SEQ ID Nr. 39.

9. Polinukleotidų kasetė pagal bet kurį iš 6–8 punktų, kur Tw ribozimo P1 kamieno atšakos dalis, kuri yra aptamero P1 kamieno alternatyvi šaka, yra 5–8 nukleotidų.

10. Polinukleotidų kasetė pagal bet kurį iš 6–9 punktų, kur
(a) Tw ribozimo P1 kamienas yra 4–9 bazių porų; arba
(b) aptamero P1 kamienas yra 5–8 bazių porų.

11. Tikslinio geno raiškos moduliavimo būdas, apimantis
(a) polinukleotidų kasetės pagal bet kurį iš 1–5 punktų įterpimą į tikslinį geną;
(b) tikslinio geno, apimančio polinukleotidų kasetę, įvedimą į ląstelę; ir
(c) ląstelės veikimą mažos molekulės ligandu, kuris specifiškai suriša tokį aptamero kiekį, kuris gali sumažinti tikslinio geno raišką; arba
(a') polinukleotidų kasetės pagal bet kurį iš 6–10 punktų įterpimą į tikslinį geną;
(b') tikslinio geno, apimančio polinukleotidų kasetę, įvedimą į ląstelę; ir
(c') ląstelės veikimą mažos molekulės ligandu, kuris specifiškai suriša tokį aptamero kiekį, kuris gali padidinti tikslinio geno raišką
kur minėtasis būdas nėra terapinis žmogaus arba gyvūno organizmo gydymo būdas.

12. Polinukleotidas, skirtas naudoti taikant tikslinio geno raiškos moduliavimo terapijos būdą, apimantį:
(a) polinukleotidų kasetės pagal bet kurį iš 1–5 punktų įterpimą į tikslinį geną;
(b) tikslinio geno, apimančio polinukleotidų kasetę, įvedimą į ląstelę; ir
(c) ląstelės veikimą mažos molekulės ligandu, kuris specifiškai suriša tokį aptamero kiekį, kuris gali sumažinti tikslinio geno raišką
(a') polinukleotidų kasetės pagal bet kurį iš 6–10 punktų įterpimą į tikslinį geną;
(b') tikslinio geno, apimančio polinukleotidų kasetę, įvedimą į ląstelę; ir
(c') ląstelės veikimą mažos molekulės ligandu, kuris specifiškai suriša tokį aptamero kiekį, kuris gali padidinti tikslinio geno raišką.

13. Būdas pagal 11 punktą arba polinukleotidų kasetė, skirta naudoti pagal 12 punktą, kur polinukleotidų kasetė yra
(a) įterpta į tikslinio geno 5' sritį, kurios transliacija neįvyko;
(a) įterpta į tikslinio geno 3' sritį, kurios transliacija neįvyko; arba
(c) įterpta toliau nuo transliacijos pradžios kodono, kur pasirinktinai polinukleotidų kasetė apima 2A peptidų seką tarp ribojungiklio 3' galo ir tikslinį geną koduojančios sekos.

14. Būdas pagal 11 arba 13 punktą arba polinukleotidų kasetė, skirta naudoti pagal 12 arba 13 punktą, kur dvi ar daugiau polinukleotidų kasečių yra įterpiamos į tikslinį geną, pasirinktinai kur dvi ar daugiau polinukleotidų kasečių apima (a) skirtingus aptamerus, kurie specifiškai jungiasi prie skirtingų mažų molekulių ligandų; arba (b) tą patį aptamerą.

15. Būdas pagal bet kurį iš 11, 13 arba 14 punktų arba polinukleotidų kasetė, skirta naudoti pagal bet kurį iš 12–14 punktų, kur tikslinis genas, apimantis polinukleotidų kasetę, yra įterptas į tikslinio geno raiškos vektorių.

16. Vektorius, apimantis tikslinį geną, kuriame yra polinukleotidų kasetė pagal bet kurį iš 1–10 punktų.

17. Būdas arba polinukleotidų kasetė, skirta naudoti pagal 15 punktą, arba vektorius pagal 16 punktą, kur vektorius yra virusinis vektorius, pasirinktinai kur virusinis vektorius yra parinktas iš grupės, susidedančios iš adenovirusinio vektoriaus, su adeno-susijusio viruso vektoriaus ir lentiviralinio vektoriaus.
