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HD نژ فشک  نامز  زا  نوتگنیتناه  یرامیب  رد  اه  تفرشیپ نیرت  گرزب زا  یکی  ناونع  هب  ًلاامتحا  هک  یا  هیملاعا رد 
یناسنا شیامزآ  نیلوا  هک  دندرک  ملاعا  زورما  ( Roche  ) شار و  ( lonis  ) سینول دوش ، یم هتخانش  لاس 1993  رد 
متسیس رد  هتفای  شهج  نیتگنیتناه  وراد  نیا  هک  دهد  یم ناشن  ( IONIS-HTTRx  ) نیتگنیتناه هدنهد  شهاک یوراد 

.دوش ¬ یم لمحت  یبوخ  هب  دارفا  رد  تسا و  نمیا  نینچمه  دهد و  یم شهاک  ار  یبصع 

؟ تسیچ نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  داوم  تیهام 
هدیمان نیتگنیتناه  هدنهد  ¬ شهاک میا  هدز  ناجیه  یلیخ  نوتگنیتناه  یرامیب  یارب  شا  ¬ هرابرد ام  هک  ینامرد 

داد میهاوخ  حیضوت  هک  روطنامه  اما  دیشاب ، هدینش  زین  نژ  یشوماخ  مان  اب  ار  نامرد  نیا  تسا  نکمم  .دوش  یم 
.تسا رت  ¬ قیقد نیتگنیتناه  هدنهد  ¬ شهاک

تسا هداد   Roche هب ار   IONIS-HTTRx زوجم  1/2a زاف قِفوم  هعلاطم  نیا  لابند  هب   Ionis pharmaceuticals

نوتگنیتناه هب  تسا  رارق  هک  یدارفا  .ناشردپ  زا  یرگید  ناشردام و  زا  یکی  دنراد -   HD نژ زا  هخسن  ود  همه 
.دبای یم شهج  رت ¬ یصصخت ترابع  هب  ای  دنک  یم رییغت  اه  ¬ نآ رد   HD نژ یاه  هخسن نیا  زا  یکی  دنوش ، راچد 

فیصوت یارب  نادنمشناد  طسوت  هک  یدک  رد  هک  دراد  دوجو  یرارکت  یلاوت  کی   HD نژ یادتبا  هب  کیدزن  تسرد 
دودح دنوش ، ¬ یمن لاتبم  نوتگنیتناه  یرامیب  هب  هک  یدارفا  .دوش  ¬ یم هدناوخ   C-A-G دوش ، یم  هدافتسا   DNA
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رت ینلاوط  دنوش ، راچد  نوتگنیتناه  هب  تسا  رارق  هک  یدارفا  رد  هک  یلاح  رد  دنراد ، ار  یلاوت  نیا  زا  رارکت   20
.رتشیب ای   CAG رارکت ًلاومعم 40  تسا ،

هک یکچوک  یلوکلوم  یاه  نیشام  ) اه نیئتورپ تخاس  یارب  ییاه  لمعلاروتسد ناونع  هب اه  نژ زا  ام  یاه  لولس
دادعت تخاس  هب  زاین  لولس  کی  هک  یماگنه  .دننک  یم هدافتسا  دنهد ) یم ماجنا  اه  لولس رد  ار  یدیفم  یاهراک 

مان هب   DNA هب کیدزن  یِیایمیش  هدام  کی  رد  ار  اه  لمعلاروتسد  زا  ییاه  یپک  دراد ، صاخ  نیئتورپ  کی  زا  یرتشیب 
اریز دنمان ، یم  ناسر ** مایپ   RNA ار **  نژ  کی  زا  هدش  یپک  لوکلوم  نیا  نادنمشناد  .دزاس  ¬ یم  RNA

.دنک ¬ یم لقتنم  نیئتورپ  ¬ی  هدنزاس یلولس  یاه  ¬ نیشام هب   DNA زا ار  نژ  ره  تاعلاطا 

ار  HD نژ شهج  هب  طوبرم  تاعلاطا  میناوت  یم هک  دراد  دوجو  لولس  رد  ناکم  کی  زا  شیب  هک  تسانعم  نادب  نیا 
رد .دوش  یم یپک  زین  ناسر  مایپ   RNA رد دارفا ،  DNA رد دوجوم  یِداعریغ  یِنلاوط  ِرارکت  مینک -  ادیپ  نآ  رد 

هدافتسا نیتگنیتناه ) نیئتورپ   ) نیئتورپ تخاس  یارب  یلمعلاروتسد  ناونع  هب   RNA ِمایپ نیا  زا  اه  لولس تیاهن ،
.دننک یم

هک نآ ، ناسر  مایپ  ای  نژ  هن  تسا ، نیتگنیتناه  نیئتورپ  نیا  هک  دهدیم  ناشن  نوتگنیتناه  دروم  رد  تاقیقحت  رثکا 
اب ام  هک  یزیچ  اما  .دوش  یم  نوتگنتیناه  هب  لاتبم  دارفا  رد  گرم  زغم و  یاه  لولس  درکلمع  رد  للاتخا  ثعاب 

هب هک  تسا   HD نژ زا  هتفای  شهج  هخسن  کی  یاراد  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  درف  ره  هک  تسا  نیا  مینادیم  نانیمطا 
HD هتفای شهج نژ  هک  دوش  یم ثعاب  نیا  .دنک  یم  لمع  نیتگنیتناه  رضم  نیئتورپ  دیلوت  یارب  هیلوا  لماع  ناونع 

.دشاب دیدج  یاه  نامرد هعسوت  یارب  شلات  ِریسم  رد  ام  کی  هرامش  نمشد 

هب یاه  نژ  یِباختنا  ندرک  شوماخ  یارب  یگرزب  یاه  ¬ کینکت نادنمشناد  هب  ریخا  ههد  دنچ  رد  ملع  عیرس  تفرشیپ 
.دنراد دوجو  هک  تساه  ههد سح  دض  یاهدیتوئلکونوگیلا  دننام  اه  کینکت زا  یخرب  .تسا  هداد  ار  یصوصخ 

فشک و ریخا  لاس  دنچ  رد  اهنت   CRISPR/Cas9 دننام مونژ  شیاریو  یاهرازبا  هژیو  هب  رتدیدج ، یاه  کینکت 
.دنا هتفای  هعسوت 

ناجیه هوقلاب  دربراک  کی  اهنآ  همه  نوتگنیتناه ، یایند  رد  دنتوافتم ، رگیدکی  اب  تایئزج  رد  اه  یروانف  هک  یلاح  رد 
نیا زا  یعیسو  فیط  زا  هدافتسا  اب  یناویح ، ددعتم  یاه  شیامزآ رد  نیتگنیتناه . نیئتورپ  نازیم  شهاک  دنراد ؛ زیگنا 

یناویح یاه  لدم دننک ، یم شوماخ  ار  نیتگنیتناه  یعیبطریغ  نژ  ناققحم  هک  ینامز  نژ ، هدننک  شوماخ یاهرازبا 
سک چیه  اما  تسا ، هداعلا  قوف  نیا  .دنوش  یمن رامیب  زگره  لوا  هلهو  رد  ای  دنبای  ¬ یم دوبهب  نوتگنیتناه  یرامیب 

هک تسا  نیا  ام  فده  .دهد  یمن  تیمها  مرک  ای  هویم  سگم  شوم ، رد  نوتگنیتناه  یرامیب  نامرد  هب  ًاعقاو 
.نوتگنیتناه هب  لاتبم  یاه  ناسنا مینک ؛ نامرد  تسا  رت  مهم ام  یارب  هک  یا  هنوگ رد  ار  نوتگنیتناه 

تاشیامزآ وراد و  نیا  هچخیرات  یروآدای :
درکیور نیرت  هتفای هعسوت دنراد ، دوجو  هک  ینیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یاه  یروانف مامت  نایم  رد 

¬ی هدش حلاصا  یشرافس و  هدش ، هاتوک  تاعطق  اهنیا  .دوش  یم هدیمان   ASOs ای سح  دض  یاهدیتوئلکونوگیلا 
RNA کی اهنآ  ندش ، لخاد  زا  سپ  .دنوش  اه  ¬ لولس دراو  هنادازآ  دنناوت  یم  هک  دنتسه   DNA زا ییایمیش 
اه لولس  هب  هک  RNAی  دروم ، نیا  رد  دنوشیم -  نآ  نتفر  نیب  زا  ثعاب  هدرک و  ادیپ  ار  صاخ  ناسر  ¬ مایپ

.دناسر ¬ یم ار  نیتگنیتناه  نیئتورپ  تخاس  لمعلاروتسد 

یرامیب زا  یعیسو  فیط  یارب  ار   ASOs هک تسا  ههد  نیدنچ  اینرفیلاک ، دابزلراک  رد  ، Ionis Pharmaceuticals
مینادیم اریز  تسا ، بسانم  نوتگنیتناه  یارب  اهنآ  یروانف  هک  دندش  هجوتم  اهنآ  شیپ ، اه  لاس  .دهد  یم  هعسوت  اه 

دوبهب ار  اهنآ  نوتگنیتناه  هباشم  مئلاع  میهد ، شهاک  زغم  رد  ار  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس  تاناویح ، رد  رگا  هک 
.داد میهاوخ 

نیب رد  نیتگنیتناه  هتفای  شهج  نیئتورپ  زود  هب  هتسباو  شهاک  ، 1/2a زاف هعلاطم  رد  »
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.دش » هدهاشم   IONIS-HTTRx اب نامرد  تحت  نارامیب 

(SMA  ) یعاخن ینلاضع  یفورتآ  مان  هب  یرگید  یزغم  یرامیب  یارب   ASO کی اب  سینوی )  ) Ionis هتشذگ ، لاس 
هب دناوت  یم یعاخن  عیام  قیرطزا   ASO کی ایآ  هک  دندرک  شیامزآ  اه  ¬ ییامزآراک نیا  .تشاد  یریگمشچ  تیقفوم 

فده یارب  اما  هیلوا ، یروانف  نامه  .دنک  کمک  دنیآ  یم ایند  هب  کانتشحو  یرامیب  نیا  اب  هک  ینادازون  تیعضو  دوبهب 
.توافتم نژ  کی  نداد  رارق 

ار ییامزآراک  دنتساوخ  اهنآ  زا  اه  هدننک میظنت هک  دندرک  لمع  بوخ  یردق  هب   Ionis SMA ییامزآراک رد  ناکدوک 
دنناوتب دندرک ، یم تفایرد  امنوراد  هک  یناسک  هلمج  زا  هعلاطم ، رد  رضاح  یاه  هچب همه  ات  دننک ، فقوتم  رتدوز 

دندش و یم  فیعض  جیردت  هب  اه  هچب  درک ، یم  یط  ار  دوخ  یعیبط  ریس  یرامیب  رگا  ًلاوصا  .دننک  تفایرد  ار  وراد 
یرت ینلاوط  رمع  دندش و  یم  رت  یوق  دندش  یم  نامرد  وراد  نیا  اب  هک  ییاه  هچب  زا  یرایسب  اما  .دندرم  یم 

.دنتشاد

هب نونکا  دش و  دییأت  رگید  یاهروشک  زا  یرایسب  اپورا و  هیداحتا  هدحتم ، تلاایا  رد  ًابقاعتم   Ionis SMA یوراد
.دوش یم  هداد  ناهج  رسارس  رد   SMA هب لاتبم  ناکدوک 

؟ دش هچ  نوتگنیتناه  سپ 
ادتبا دنکیم ، راک  نوتگنیتناه  یرامیب  یارب  ( ASOs  ) سحدض یاهدیتوئلکونوگیلوا  یور  لاس 2000  زا   Ionis
رد شیامزآ  دوب و  هدننک  راودیما  دندید  یم  هک  یتارثا  .یناویح  هنوگ  نیدنچ  یور  سپس  هداس و  یاهلولس  یور 

ییوراد لوغ  هک  ینامز  تسویپ ، عوقو  هب  لاس 2013  رد  ینیب  شیپ  .دش  لیدبت  یعقاو  ناکما  کی  هب  ناسنا 
اهنآ هک  دهد ، هعسوت  ار  نوتگنیتناه  یارب   ASO یوراد ات  دنک  یم  یراکمه   Ionis اب هک  درک  ملاعا  شار )  ) Roche

لکشم ات  دروآ  ناغمرا  هب   Roche رد ار  یمیظع  هبرجت  عبانم و  عوضوم  نیا  .دندیمان   IONIS-HTT Rx ار نآ 
.دنک لح  ار  نوتگنیتناه  یرامیب 

دش زاغآ  نوتگنیتناه  یرامیب  رد  تسا  هتشاد  دوجو  نونکات  هک  ییوراد  شیامزآ  نیرتزیگنا  ناجیه یلاوج 2015 ، رد 
هب لاتبم  دارفا  هب  دوب  هدش  یحارط  نیتگنیتناه  نیئتورپ  دیلوت  شهاک  یارب  هک   ASO کی نآ  رد  هک  یشیامزآ  - 

هک ار  یراک  دناوت  یم وراد  نیا  ایآ  هکنیا  وراد و  ینمیا  شیامزآ  یارب  ییامزآراک  نیا  .دش  هداد  لیوحت  نوتگنیتناه 
عورش زا  ًاعقاو  ام  دش .-  یحارط  ریخ  ای  دهد  ماجنا  نیتگنیتناه ) نیئتورپ  دیلوت  شهاک   ) دوب هدش  یحارط  نآ  یارب 

(. 204  )/ میتشون اجنیا ]  ] شیامزآ یزادنا  هار  دروم  رد  میدوب و  هدز  ناجیه  شیامزآ  نیا 

خیرات رد  .دشاب  دیدش  یبناج  ضراوع  نتشاد  مدع  زا  نانیمطا  دیاب  فده  نیلوا  وراد ، هعسوت  یارب  شلات  ره  رد 
، دندش یم  هداد  مدرم  هب  یتقو  اما  دندیسر ، یم  رظن  هب  یبوخ  هدیا  هک  ییاهوراد  زا  دراد  دوجو  یدایز  یاه  هنومن 

.دنتشاد یا  هرظتنمریغ  یبناج  ضراوع 

رطخ یب نییعت  نآ  یلصا  فده  هک  دندرک  یحارط  ار  یا  هعلاطم  Roche و Ionis عوضوم ، نیا  نتفرگ  رظن  رد  اب 
.دشاب وراد  هعسوت  دنیآرف  رد  ماگ  نیلوا  دیاب  هک  دوب ، دارفا  یارب  زیوجت  ماگنه  رد  وراد  ندوب 

.داد رارق  یسررب  دروم  ایناتیرب  اداناک و  ناملآ ، رد  نوتگنیتناه  هیلوا  مئلاع  اب  ار  رفن   46 هعلاطم ، نیلوا  نیا 
لک دید ، دیهاوخ  هک  روطنامه  .دسرب  نایاپ  هب  ربماون 2017  رد  دوب  رارق  دش و  زاغآ  هیئوژ 2015  رد  ییامزآراک 

! دتفا یمن  قافتا  هشیمه  هک  دش ، ماجنا  همانرب  قبط  تسرد  ییامزآراک 

هکنیا لوا  .دنشاب  هتشاد  رظن  رد  دیاب  دارفا  هک  دراد  دوجو  مهم  هتکن  دنچ  مینک ، تبحص  جیاتن  دروم  رد  هکنیا  زا  لبق 
ASO یاهوراد تفایرد  هجیتن ، رد  .دنوش  یمن  زغم  دراو  صرق  تروص  هب  ندش  هدیعلب  تروص  رد   ASO یاهوراد

نویسکنوپ مان  هب  یکینکت  زا  هدافتسا  اب  تارقف ، نوتس  یناتحت  تمسق  رد  اهنآ  قیرزت  اب  یزغم  یاه  یرامیب  یارب 
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رد راب  نارازه  هک  تسا  جیار  رایسب  شور  کی  عقاو  رد  اما  دسر ، یم  رظن  هب  کانسرت  یمک  .دشیم  ماجنا  یرمک 
.دوش یم  ماجنا  ناهج  رسارس  یاه  ناتسرامیب  رد  زور 

ار لحارم  مامت  ناگدننک  تکرش  زا  یخرب  هک  تسانعم  نادب  نیا  .دوب  امنوراد  یوزاب  کی  لماش  هعلاطم  نیا  مود ،
 - تسا اه  ییامزآراک زا  یتایح  ًلاماک  ءزج  کی  نیا  .دوبن   ASO یواح قیرزت  اه  ¬ نآ هب  هک  یا  هدام  اما  دندرک ، یط 

هدهاشم هک  یتارییغت  هک  میشاب  نئمطم  میناوت  یم هنوگچ  میشاب ، هتشادن  ار  وراد  نودب  دارفا  زا  یهورگ  رگا 
؟ یرگید لماع  هن  تسا و  وراد  لیلد  هب  مینک  یم

یم عورش  مک  رایسب  زود  اب  دنهد ، یم  مدرم  هب  ار  ییوراد  راب  نیلوا  یارب  ناققحم  هک  ینامز  ره  .زود  تیاهن ، رد 
زود ناگدننک  تکرش نیلوا  دوش ، یم هدیمان  یدوعص  زود  دنچ  هعلاطم  ًامسر  هک  نیا ، دننام  ییامزآراک  رد  .دننک 

تفایرد وراد  زا  یرتلااب  یاهزود  دنوش ، یم قحلم  نآ  هب  ًادعب  هک  یناگدننک  تکرش سپس  دننک و  یم تفایرد  ینییاپ 
نیاربانب دنشاب ، هتشاد  رظن  تحت  تقد  هب  دیدج  زود  ره  رد  ار  دارفا  ات  دهد  یم  ناکما  ناکشزپ  هب  رما  نیا  .دننک  یم

.دوش یم  هداد  صیخشت  دوز  نامرد  یفنم  تارثا  هنوگ  ره 

دندوب هدرک  تفایرد  ار  وراد  هک  ینارامیب  یعاخن  عیام  رد  نیتگنیتناه  هتفای  شهج  نیئتورپ  زود  هب  هتسباو  شهاک 
دش هدهاشم 

؟ داتفا یقافتا  هچ  اهتنا  رد 
IONIS- ی¬ هعلاطم نیلوا  یلصا  جیاتن  نآ  رد  هک  درک  رشتنم  یتاعوبطم  هینایب  کی   Ionis ربماسد ،  11 هبنشود ، زور 

هب لاتبم  نارامیب  رد   1/2a زاف زیمآ  تیقفوم  هعلاطم  لابند  هب  دوب “ : نیا  هینایب  ناونع  .درک  حیرشت  ار   HTTRx
”. دهدیم زوجم   IONIS-HTTRx یارب شار ) تکرش   ) شکیرش هب   Ionis pharmaceuticals نوتگنیتناه یرامیب 

.دش هدهاشم  نوتگنیتناه  ¬ی  هتفای شهج  نیئتورپ  زود  هب  هتسباو  شهاک  تفگ : نینچمه 

هینایب نیا  ندید  اب   HDBuzz راتساریو ود  ره  دیشاب -  هدز  ناجیه  دروم  نیا  رد  دیاب  ردقچ  هک  دینک  یم  بجعت  رگا 
! تسا یگرزب  ربخ  اعقاو  نیا  .دنتخادرپ  داش  ندیصقر  هب  یمک  یتاعوبطم 

رظن رد  دیاب  هک  دراد  دوجو  هتکن  دنچ  اما  تسا ، زیگنا  ناجیه  رایسب  ارچ  ربخ  نیا  هک  داد  میهاوخ  حیضوت  یدوز  هب  ام 
.دیشاب هتشاد 
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رب ینبم  یمئلاع  ات  دنتفرگ  رظن  ریز  ار  ییامزآراک  رد  هدننک  تکرش  دارفا  تقد  هب  شار  سینوی و  ینمیا  لوا – 
یریذپ لمحت  ینمیا و  لیافورپ  : “ دهد یم  شرازگ  سینوی  یتاعوبطم ، هینایب  رد  .دننک  وجتسج  ار  وراد  ندوبن  نمیا 
نادب نیا  دنک .” یم  ینابیتشپ  ییامزآراک  موادت  زا   1/2a زاف هعلاطم  رد  هدش  هدهاشم   IONIS-HTTRx

یارب عنام  نیلوا  نیاربانب  تسا ، هدشن  هدهاشم  ناگدننک  تکرش  رد  یهجوت  لباق  ینمیا  لکشم  چیه  هک  تسانعم 
.میورب یدعب  لحارم  هب  میناوت  یم  تسا و  هدش  فرطرب  نوتگنیتناه  یارب  وراد  نیا 

دنکیم کمک  نوتگنیتناه  دوبهب  ای  مئلاع  هب   IONIS-HTTRx هکنیا تابثا  یارب  ییامزآراک  نیا  دیشاب -  هتشاد  دای  هب 
ار یدیدج  یوراد  هک  یراب  نیلوا  .دوب  وراد  ندوب  رطخ  یب  تابثا  هعلاطم ، نیا  زا  هیلوا  فده  .تسا  هدشن  یحارط 
ار یرتمک  دارفا  ناکما  دح  ات  هرظتنمریغ ، ینمیا  تلاکشم  زورب  تروص  رد  دیهاوخ  یم دینک ، یم یصخش  ندب  دراو 

.دیهد رارق  رطخ  ضرعم  رد 

نامز نیا  .درک  تفایرد  قیرزت  هام  طقف 4  رامیب  ره  دوب -  هاتوک  هعلاطم  نیا  هک  دیشاب  هتشاد  دای  هب  نینچمه ،
یوراد کی   IONIS-HTTRx رگا یتح  .تسا  هاتوک  رایسب  نوتگنیتناه  تفرشیپ  تعرس  رد  تارییغت  یوجتسج  یارب 

ار اهنآ  هک  میرادن  راظتنا  ام  دشاب و  زیچان  دناوت  یم نامرد  هام  زا 4  سپ  اهنت  مئلاع  رب  نآ  ریثأت  دشاب ، زیگنا  تفگش
.مینک ییاسانش  یکچوک  شیامزآ  نینچ  رد 

مدرم نوتگنیتناه  مئلاع  وراد  نیا  ایآ  هک  میناد  یمن  زونه  ام  تسا -  مهم  ًاعقاو  مایپ  کی  نیا  و  نیاربانب - 
. ریخ ای  تسا  هدرک  رتهب  ار 

رد هدننک  تکرش  نابلطواد  هب  هک  راب  ره  .دورب  رتارف  ینمیا )  ) مهم هار  کی  زا  تسناوت  شیامزآ  لاح ، نیا  اب 
عمج دراد -  نایرج  ار  عاخن  زغم و  رد  هک  اهنآ -  یعاخن  یزغم  عیام  زا  یا  هنومن  دش ، یم  هداد  وراد  زود  ییامزآراک 

.دش یم  یروآ 

هب .درک  یریگ  هزادنا  یعاخن  یزغم  عیام  رد  ناوت  یم  ار  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس  هک  دوب  هداد  ناشن  یلبق  راک 
هب اه  لولس  نآ  تایوتحم  زا  یرادقم  نوتگنیتناه ، یرامیب  هرود  لوط  رد  اه  لولس  ندش  رامیب  اب  هک  دسر  یم  رظن 

.دنک یم  شدرگ  زغم  فارطا  رد  هک  دوش  یم  هتخیر  عیام  نیا  لخاد 

ات میورب  رتگرزب  شیامزآ  کی  تمس  هب  تعرس  هب  هک  تسا  نیا  یدیلک  هتکن  نونکا  »
ریخ » ای  دنک  یم  دنک  ار  یرامیب  ریس   IONIS-HTTRx ایآ مینک  شیامزآ 

نیئتورپ نازیم  شهاک   IONIS-HTTRx دننام نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یاه  نامرد زا  فده  هک  ییاجنآ  زا 
ایآ میمهفب  ات  دهد  یم ام  هب  یلاع  یتصرف  شور  نیا  یروئت  رظن  زا  تسا ، زغم  ریذپ  بیسآ یاه  لولس رد  نیتگنیتناه 

رد نیتگنیتناه  نیئتورپ  حوطس  یگداس  هب  ام  .ریخ  ای  دهد  یم ماجنا  دهد  ماجنا  تسا  رارق  هک  ار  یزیچ  نامه  وراد 
.میریگ یم  هزادنا  ییوراد  نامرد  زا  دعب  لبق و  ار  یعاخن  یزغم  عیام 

،1/2a زاف هعلاطم  رد  : » تسا نیا   Ionis زورما یتاعوبطم  هینایب  رد  ربخ  نیرتزیگنا  ناجیه مینک  یم رکف  ام 
IONIS- اب نامرد  تحت  نارامیب  نیب  رد  نیتگنیتناه  هتفای  شهج  نیئتورپ  زود  هب  هتسباو  یاه  شهاک
یاه شهاک  هک  تشاد  راهظا  هک  تفر  شیپ  اجنآ  ات  ، Ionis دشرا دنمشناد  تنب ، کنارف  دش .» هدهاشم   HTTRx

”. دوب ام  تاراظتنا  زا  رتارف  یا  هظحلام  لباق  روط  هب   “ هدش هدهاشم 

شهاک  IONIS-HTTRx اب نامرد  تحت  نِارامیب  یِعاخن  یزغم  عیام  رد  نیتگنیتناه  نیئتورپ  هک  تسانعم  نادب  نیا 
دهد یم  ماجنا  دهد ، ماجنا  تسا  رارق  هک  ار  یزیچ  نامه  وراد  هک  دسر  یم  رظن  هب  هجیتن ، نیا  ساسا  رب  .دبای  ¬ یم

! تسا هداتفا  قافتا  نیتگنیتناه  شهاک  و 
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اهنآ یعاخن  عیام  رد  نیتگنیتناه  حطس  شهاک  هب  رجنم  وراد  رتلااب  یاهزود  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  زود  هب  هتسباو 
هبنج هن  تسا و  وراد  لیلد  هب  ًاعقاو  هدش  هدهاشم  ریثأت  دهد  یم  ناشن  هک  تسا  یبوخ  دهاوش  ًاعقاو  نیا  .دوش  یم 

.نامرد زا  یرگید 

؟ یچ لااح 
مان تبث  تخس  شیامزآ  نیا  یارب  هک  یعاجش  نابلطواد  زا  دیاب  نوتگنیتناه  هعماج  رد  همه  تسا و  یگرزب  راک  نیا 

رکشت  Ionis هژیو هب  زا Roche و  دیاب  نینچمه  ام  .دنشاب  رازگساپس  اهنآ  نابقارم  اه و  هداوناخ  نینچمه  دندرک و 
.دندرک شلات  هطقن  نیا  هب  ندیسر  یارب  اه  لاس  دنتشاد و  داقتعا  درکیور  نیا  هب  هک  مینک 

؟ تسیچ دعب  هلحرم  تسا ! هدشن  مامت  زونه  ام  راک  اما 

مئلاع دنور  رب  ات  میهد  ماجنا  ینلاوط  یفاک  هزادنا  هب  نامرد  کی  یفاک و  دارفا  دادعت  اب  ییامزآراک  کی  دیاب  ام  لوا ،
رامیب اهدص  رد  رتگرزب  هعلاطم  کی  یارب  ار  هنیمز  ییامزآراک ، نیلوا  نیا  تیقفوم  .دراذگب  ریثأت  نوتگنیتناه 

.دنک یم  مهارف  تقو  عرسا  رد  نوتگنیتناه 

، یتاعوبطم هینایب  رد  .تسا  یرورض  یدعب  ییامزآراک  هب  زاین  ردقچ  هک  دنناد  یم  هعلاطم  نیا  رد  ریگرد  ناققحم 
کی هب  تعرس  هب  هک  تسا  نیا  یدیلک  هتکن  نونکا  : “ تفگ یزیربت ، اراس  روسفورپ  هعلاطم ، نیا  یلصا  ققحم 

تکرش .ریخ ” ای  دنک  یم  دنک  ار  یرامیب  ریس   IONIS-HTTRx ایآ هک  مینک  شیامزآ  ات  میورب  رتگرزب  شیامزآ 
.تشاد ار  یشیامزآ  نینچ  راظتنا  یدوز  هب  ناوت  یم  هک  تسا  یگرزب  هناشن  دش ، ملاعا  زورما  هک  شار )  ) Roche

.دناوخ دیهاوخ   HDBuzz رد اهنآ  دروم  رد  تایئزج ، راشتنا  ضحم  هب 

رارق لاس 2018  رد  رتزیگنا  ناجیه  یاهراک  ریسم  رد  ار  ام  و  تسا ، نوتگنیتناه  هعماج  رد  یلاع  زور  کی  نیا 
نیئتورپ نازیم  شهاک  یارب  هدش  هتخانش  یاهوراد  اب  نوتگنیتناه  نارامیب  خیرات ، رد  راب  نیلوا  یارب  .دهد  ¬ یم

ریثأت نیا  ایآ  هک  میناد  یمن  میهدن ، ماجنا  ار  یدعب  شیامزآ  هک  ینامز  ات  .دنوش  یم  نامرد  اهنآ  زغم  رد  نیتگنیتناه 
دیاب نینچمه  تسا ، رطخ  یب  تدم  هاتوک  رد  وراد  نیا  میناد  یم  هک  یلاح  رد  .ریخ  ای  دهد  یم  شهاک  ار  نوتگنیتناه 

وربور هرابود  دیما  ناجیه و  اب  لکشم  نیا  اب  ام  اما  .میشاب  تدم  ینلاوط  یبناج  ضراوع  هنوگره  بقارم  تقد  هب 
.میشاب راودیما  نآ  هب  میتسناوت  یم  هک  تسا  سمسیرک  هیده  نیرتهب  نیا  .میتسه 

سینوی و نارواشم  یملع  تئیه  وضع  همانرب Ionis HTTRx و  ققحم  ، HDBuzz ناراذگناینب زا  یکی  دلیاو ، دا 
شوم تاعلاطم  رد  سینوی  اب  فج  .تسا  هدش  هتشون  لوراک  فج  طسوت  هعطق  نیا  لیلد  نیمه  هب  .تسا  شار 

یارب .درادن  ملاعا  یارب  یعفانم  داضت  چیه  یرویام  ارامات  .تشادن  تکرش  ییامزآراک  نیا  رد  اما  دنک ، یم  یراکمه 
...دینک هعجارم  ام  لوادتم  تلااوس  هب  ام ، یاشفا  یشم  طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا 

همان هژاو 
نوتگنیتناه نژ  طسوت  هدش  دیلوت  نیئتورپ  نیتگنیتناه  نیئتورپ 

اهنآ زا  هدرک و  هطاحا  ار  عاخن  زغم و  دوش و  یم  دیلوت  زغم  طسوت  هک  یفافش  عیام  یعاخن  یزغم  عیام 
دنک یم  تظفاحم 

یا هملک  مونژ " . " DNA رد تارییغت  داجیا  یارب  یور  تشگنا  یاهزائلکون  زا  هدافتسا  مونژ  شیاریو 
.میراد ام  زا  کی  ره  هک  تسا  ییاه   DNA مامت یارب 

هدش رارکت  اهراب  هک  تسا   CAG یلاوت یواح  هک  نوتگنیتناه  نژ  یادتبا  رد   DNA ششک  CAG رارکت
.تسا ینلاوط  یعیبط  ریغ  روط  هب  دنوش  یم  لاتبم  نوتگنیتناه  هب  هک  یدارفا  رد  تسا و 

اه لولس هب  ات  دنک  یم هدافتسا  دنمفده  یاه  لوکلوم زا  هک   HD نامرد یارب  یدرکیور  نژ  یشوماخ 
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دننکن دیلوت  ار  نیتگنیتناه  رضم  نیئتورپ  دیوگب 
یتخانش ناور رثا  کی  امنوراد  رثا  .درادن  یلاعف  هدام  چیه  هک  تسا  یبلاق  یوراد  کی  امنوراد  امنوراد 

یرتهب ساسحا  دشابن ، رثوم  هک  دننک  یم فرصم  ییاه  صرق رگا  یتح  دارفا  دوش  یم ثعاب  هک  تسا 
.دنشاب هتشاد 

قیقد یاه  شور  اب   DNA شیاریو یارب  یمتسیس   CRISPR
نامرد ینامرد 

یهاگ اما  دوش ، یم  هدافتسا  نابیتشپ  ناونع  هب  رتشیب  هک   DNA هناگود چیپرام  زا  یمین  سح  دض 
.دنک یم  دیلوت  ار  مایپ  یاه  لوکلوم  تاقوا 

یارب هدش  یحارط   DNA هژیو یاه  لوکلوم  زا  نآ  رد  هک  نژ  هدننک  شوماخ  نامرد  یعون   ASOs
دوش یم  هدافتسا  نژ ، کی  ندرک  شوماخ 

7 / 7

https://hdbuzz.net
https://fa.hdbuzz.net/249

	موفقیت! داروی ASO سطح پروتئین جهش یافته را در بیماران مبتلا به بیماری هانتینگتون کاهش می دهد
	خبرهای شگفت انگیز از Ionis و Roche! داروی HTTRx با موفقیت پروتئین مضر هانتینگتین را در مایع نخاعی کاهش می دهد
	توسط Dr Jeff Carroll 9 ژوئن 2023 ویراستاری شده توسط Dr Tamara Maiuri ترجمه شده توسط Hamze Rahmani در ابتدا در تاریخ 11 دسامبر 2017 منتشر شده است


	ماهیت مواد کاهش دهنده هانتینگتین چیست؟
	یادآوری: تاریخچه این دارو و آزمایشات
	پس هانتینگتون چه شد؟
	در انتها چه اتفاقی افتاد؟
	حالا چی؟

