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L’utilizzo di una snRNA-U1 modificata 

può ripristinare il corretto splicing del 
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Costruzione di un vettore di espressione per la U1snRNA 

modificata appositamente per riconoscere il mutato 5’ss
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In seguito a trattamento con U1+5A si nota la comparsa di un messaggero normale



CONCLUSIONI

•L’ utilizzo di una U1 modificata è in grado di ripristinare parzialmente

il corretto processamento del messaggero del FVII.

•Le U1snRNAs modificate possono rappresentare un approccio

terapeutico mutazione-specifico nella deficienza di FVII così

come per altre patologie causate da mutazioni di splicing.
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