
هب لاتبم  نارامیب  یارب  دناوت  یم  یبصع  للاتخا  نامرد 
.دریگ رارق  ددجم  هدافتسا  دروم  نوتگنیتناه  یرامیب 

(HD  ) نوتگنیتناه یرامیب  هب  لاتبم  دارفا  یارب  تسا  نکمم  وراد  نیا  هک  درک  فشک  سیتراون  یزاسوراد  تکرش 
مان هب  یا  هژیو تیعضو  ملاپانارب  هب  ( FDA  ) هدحتم تلاایا  یوراد  اذغ و  نامزاس  .دشاب  هتشاد  شخبدیون  نامرد 

.تسا هداد  صاصتخا  ردان " یوراد  یحارط  "
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تسا  Rezvan Hakimi طسوت هدش  همجرت 

یفورتآ رلاوکسومونیپسا  یبصع  یتکرح  للاتخا  هب  لاتبم  نارامیب  یارب  ملاپانارب  مان  هب  یوراد  کی  هعسوت  نیح  رد 
نوتگنیتناه یرامیب  هب  لاتبم  دارفا  یارب  تسا  نکمم  وراد  نیا  هک  درک  فشک  سیتراون  یزاسوراد  تکرش  (، SMA)

هب یا  هژیو تیعضو  ملاپانارب  هب  ( FDA  ) هدحتم تلاایا  یوراد  اذغ و  نامزاس  .دشاب  هتشاد  شخبدیون  نامرد  ( HD)
.تسا هداد  صاصتخا  ( Orphan Drug Designation ” ) ردان یوراد  ای  نفرا  یوراد  یحارط   “ مان

شهاک Huntingtin؟ یارب  یدوجوم  یوراد 
ار ردان  یوراد  تیعضو  ( FDA  ) هدحتم تلاایا  یوراد  اذغ و  هرادا  هک  تسا  هدرک  ملاعا  سیتراون  یزاسوراد  تکرش 

.تسا هداد  صاصتخا  نوتگنیتناه  یرامیب  نامرد  یارب  ملاپانارب  هب 

روظنم نیا  یارب  زونه  دش و  هتخاس  ( SMA  ) یعاخن ینلاضع  یفورتآ  یبصع  للاتخا  نامرد  یارب  ادتبا  رد  ملاپانارب 
یم دنک و  یم  لمع  اه  لولس  رد  یکیتنژ  یاه  مایپ  شزادرپ  هوحن  رد  لخادت  اب  ملاپانارب  .تسا  ینیلاب  یسررب  تحت 

نییاپ حوطس  هک   SMA نارامیب هب   SMN2 حطس شیازفا  .دهد  شیازفا  ار   SMN2 مان هب  ینیئتورپ  حطس  دناوت 
.دنک یم  کمک  تسا ، یرامیب  یلصا  تلع  دراوم  زا  یرایسب  رد  هک  دنراد  نیئتورپ  نیا  زا  یرت 

یم شهاک  زین  ار  نیتگنیتناه  نیئتورپ  نیتگنیتناه و  نژ  مایپ  حطس  ملاپانارب  دسر  یم  رظن  هب  هک  تساجنیا  بلاج 
تکرش ناققحم و  زا  یرایسب  تسا و  نوتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یاه  نامرد  فده  هک  تسا  یزیچ  نامه  نیا  .دهد 

.دننک نامرد  ار  نوتگنیتناه  یرامیب  دنراودیما  اه 

نوتس قیرزت  قیرط  زا  دیاب  دنتسه ، ینیلاب  یاه  شیامزآ رد  رضاح  لاح  رد  هک  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک یاه  نامرد
هک ینعم  نیا  هب  تسا ، کچوک  یلوکلوم  یوراد  کی  ملاپانارب  اهنیا ، فلاخرب  .دنوش  ماجنا  زغم  یحارج  ای  تارقف 
یارب رثوم  نامرد  کی  ملاپانارب  هک  دهد  ناشن  دناوتب   Novartis رگا .درک  فرصم  صرق  تروص  هب  ار  نآ  ناوت  یم 

یارب یرت  بسانم  هنیزگ  درک ، زیوجت  صرق  کی  ناونع  هب  ار  نآ  ناوت  یم  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  تسا ،  HD
!HD نارامیب

هدنیآ و  ردان -  یوراد  یراذگمان 
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نامرد یارب  ییوراد  هک  دوش  یم  ماجنا  ینامز  ًلاومعم  ردان  ای  میتی  ییوراد  تیعضو  یاطعا  یارب   FDA میمصت
قوشم ایازم و  دناوت  یم  ردان  ییوراد  تیعضو  یاطعا  .دشاب  دیلوت  لاح  رد  نوتگنیتناه  یرامیب  دننام  یردان  یرامیب 
دیدج یاهوراد  هعسوت  ات  دنک  داجیا  ، Novartis دروم نیا  رد  تسا ، هدرک  دیلوت  ار  وراد  هک  یتکرش  یارب  ار  ییاه 

.دنک قیوشت  اهتکرش  نیا  رد  نارامیب  زا  یمک  تیعمج  اب  ار  اه  یرامیب  یارب 

یمن کرد   HD نارامیب نامرد  یارب  ملاپانارب  زا  هدافتسا  دروم  رد  نادنمشناد  هک  دراد  دوجو  یدایز  یاهزیچ  زونه 
حضاو یلیخ  دنراذگب و  رثا  زغم ، یور  طقف  هن  ندب ، لک  یور  صرق  رب  ینتبم  یاه  نامرد هک  دور  یم راظتنا  .دننک 
هک میناد  یم  ًلابق  ام  نیا ، رب  هولاع  .دشاب  هتشاد  دناوت  یم یتارثا  هچ  اج  همه  رد  نیتگنیتناه  شهاک  هک  تسین 

اه نیئتورپ  ریاس  حطس  تسا  نکمم  ًلاامتحا  نیاربانب  دهد ، رییغت  ار  نیتگنیتناه  حوطس SMN2 و  دناوت  یم  ملاپانارب 
وراد رثا » مسیناکم   » ار نآ  نادنمشناد  هک  یزیچ  قیقد  لماک و  کرد  نودب  .دنک  رییغت  ملاپانارب  نامرد  اب  زین 

نیا بوخ  ربخ  .دنک  هدیچیپ  ملاپانارب  نامرد  ار   HD مئلاع رییغت  یگنوگچ  قیقد  یسررب  دناوت  یم رما  نیا  دنمان ، یم
.تسا هدوب  نمیا   SMA نارامیب زا  یکچوک  یاه  هورگ  رد  ًلابق  وراد  نیا  هک  تسا 

یزادنا هار  یارب  هک  تسا   HD هب لاتبم  نارامیب  یارب  ینیلاب  ییامزآراک  مود  زاف  یحارط  لاح  رد  نونکا   Novartis
هئارا امش  یارب  ار  یرتشیب  یاه  یناسر  زور  هب  یدوز  هب  میراودیما  .تسا  هدش  یزیر  همانرب  لاس 2021  رد 

! میهد

نوتگنیتناه یرامیب  نمجنا  یارب  سکاف  اروئل  رتکد  .دنک  یمن  ملاعا  ار  یعفانم  داضت  چیه  گنیدراه  لچیر  رتکد 
یاشفا مدع  دادرارق  نآ  اب  دراد و  طابترا   Novartis هلاقم نیا  رد  هدربمان  تکرش  اب   HDSA دنک. یم  راک  اکیرمآ 

...دینک هعجارم  ام  لوادتم  تلااوس  هب  ام ، یاشفا  یشم  طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا  یارب  .دراد  تاعلاطا 

همان هژاو 
نوتگنیتناه نژ  طسوت  هدش  دیلوت  نیئتورپ  نیتگنیتناه  نیئتورپ 

دروم رد  هک  صاخ  یتلااؤس  هب  خساپ  یارب  قیقد  رایسب  یزیر  همانرب اب  ییاه  شیامزآ ینیلاب  ییامزآراک 
دنا هدش یحارط  ناسنا  رب  وراد  ریثأت  یگنوگچ 
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