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نیلوا نیا  .دراد  مه  یبوخ  لیلد  تسا و  هدرک  بلج  دوخ  هب  ار  یدایز  هجوت   HD تاقیقحت رد  نیتگنیتناه  شهاک 
اما .دوب  نیتگنیتناه  نیئتورپ   - HD تلع میقتسم  نداد  رارق  فده  یارب  هدش  یحارط  هوقلاب  نامرد 

هب زاین  ای  یعاخن  عیام  هب  قیرزت  هب  زاین  اهنآ  : دراد دوجو  نیتگنیتناه  شهاک  یلعف  یاه  شور یارب  ییاه  تیدودحم
روبع یزغم  ینوخ  دس  زا  و  دنهد ، ، یم ناشن  ار  زغم  لخاد  رد  دودحم  عیزوت  دنراد ، قیرزت  یارب  زغم  یحارج 

جراخ رد  ار  نیتگنیتناه  نینچمه  اهنآ  زغم .) یحارج  ای  دنراد  یرمک  خاروس  هب  زاین  هک  تسا  لیلد  نیمه  هب   ) دننک یمن
.دنهد یمن  شهاک  یطیحم ”  “ تفاب رد  زغم  زا 

دنا هدرک رشتنم   Nature Communications ربتعم هلجم  رد  ار  دوخ  راک  ًاریخا   PTC Therapeutics نادنمشناد
ودرک فرصم  یکاروخ  تروص  هب  ناوت  یم هک  دننک  یم فیصوت  ار  ییوراد  یاه  لوکلوم زا  یا  هعومجم نآ  رد  هک 
شیپ لاس  یتح 5  هک  دنتسه  یجیاتن  اهنیا  .دوش  یم عیزوت  ندب  زغم و  رسارس  رد  دهد و  یم شهاک  ار  نیتگنیتناه 
یمن فقوتم  زگره  اه  یتفگش  زا 2020 ، سپ  یایند  رد  اما  .دیسر  یم  رظن  هب  یلیخت  یملع  یاه  ناتساد  هیبش 

.میزادرپب نیتگنیتناه ، شهاک  زا  اهنآ  روظنم  دنهد و  یم ناشن  اهنآ  یاه  هداد هک  هچنآ  هب  دییایب  نیاربانب  دنوش !

هاک رابنا  رد  نزوس 
زا کی  ره  اهنآ  دش ! عورش  فلتخم  لوکلوم  دودح 300000  اه -  لوکلوم  زا  میظع  هناخباتک  کی  یرگلابرغ  اب   PTC

یارب هدننکراودیما  رذگ  نیلوا  نیا  .دندرک  شیامزآ   HD نارامیب زا  هدش  قتشم  یاه  لولس  یور  ار  اه  لوکلوم  نیا 
دنهاوخ ناسنا  یاه  لولس رد  هک  یتارثا  یسررب  یارب  ار  اه  لوکلوم اریز  تساهجوت ، بلاج  یاه  لوکلوم ییاسانش 
بلغا دوش ، ماجنا  دارفا  یور  شیامزآ  زا  لبق  یناویح  یاه  لدم  رد  طقف  تاعلاطم  رگا  .دنک  یم یسررب  تشاد ،

دهد یم ناشن  یناسنا  یاه  لولس هب  لوا  هاگن  .دننک  یمن  راک  دندرک  یم  رکف  نادنمشناد  هک  روطنآ  اهوراد  تاقوا ،
.تشاد دنهاوخ  ناسنا ، ینعی  میدنم ، هقلاع نآ  هب  رتشیب  هک  یدوجومرد  ار  رظن  دروم  رثا  وراد  یاه  لوکلوم هک 
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، دهد شهاک  ار  نیتگنیتناه  دناوت  یم اهنت  هن   HTT-C2 دوب. هاک  رابنا  رد  نزوس  کی  نتفای  دننام   HTT-C2 نتفای
دنوش یم ثعاب  هک  ییاه  یگژیو دنک -  روبع  یزغم  ینوخ  دس  زا  دوش و  فرصم  صرق  کی  ناونع  هب  دناوت  یم هکلب 

.دسرب رظن  هب  بوخ  یلیخ  ًابیرقت  وراد  نیا 

دنتسناوت یم هک  ار  هدننکراودیما  لوکلوم  ود   PTC نادنمشناد لوکلوم ، نآ 300000  نایم  زا  مایپ  رییغت 
، دنتسه لاصتا ” یاه  هدننک  لیدعت   “ لوکلوم ود  ره  .دندرک  دودحم  دنهد ، شهاک  ناسنا  یاه  لولس رد  ار  نیتگنیتناه 

شهاک ار  نیتگنیتناه  حطس  نیتگنیتناه ، نیئتورپ  هدننک  دیلوت  مایپ  ندناوخ  هوحن  رییغت  اب  دنناوت  یم  هک  ینعم  نیا  هب 
یلوکلوم نینچمه  دنتخادرپ و  فلتخم  یاه  شیامزآ رد  اه  لوکلوم نیا  لیلحت  هیزجت و  هب   PTC رد نادنمشناد  .دنهد 

.دندرک یسررب  دندیمان ،  HTT-C2 هک ار  هباشم  رایسب 

مایپ رییغت 
رد ار  نیتگنیتناه  دنتسناوت  یم هک  ار  هدننکراودیما  لوکلوم  ود   PTC نادنمشناد لوکلوم ، نآ 300000  نایم  زا 

هک ینعم  نیا  هب  دنتسه ، لاصتا ” یاه  هدننک  لیدعت   “ لوکلوم ود  ره  .دندرک  دودحم  دنهد ، شهاک  ناسنا  یاه  لولس
نادنمشناد .دنهد  شهاک  ار  نیتگنیتناه  حطس  نیتگنیتناه ، نیئتورپ  هدننک  دیلوت  مایپ  ندناوخ  هوحن  رییغت  اب  دنناوت  یم 

ار هباشم  رایسب  یلوکلوم  نینچمه  دنتخادرپ و  فلتخم  یاه  شیامزآ رد  اه  لوکلوم نیا  لیلحت  هیزجت و  هب   PTC رد
.دندرک یسررب  دندیمان ،  HTT-C2 هک

، دسر یم  نایاپ  هب  ناتساد  ای  نژ  یلاوت  یتقو  .دیریگب  رظن  رد  ناتساد  باتک  کی  دننام  ار  نژ  ره  دیناوت  یم  امش 
یاه هدننک لیدعت نیا  .تسا  هدش  لماک  نژ  نآ  یلاوت  هک  دهد  ناشن  لولس  هب  ات  دناوخ  یم  نایاپ »  » رخآ تمسق 
.دوش یم هدناوخ  نایاپ »  » هلابند نایاپ  زا  لبق  ناتساد  نیاربانب  دننک ، یم راک  لااب  هب  هحفص  نیرخآ  لاقتنا  اب  لاصتا 
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تسرد .دزاس  یمن  ار  طبترم  نیئتورپ  درب و  یم  نیب  زا  ار  مایپ  نآ  لولس  درادن ، ینعم  رگید  ناتساد  هک  اجنآ  زا 
« نایاپ یراگزور ، یزور   » دیناوخب طقف  دینک و  باترپ  ماگنهدوز  نایاپ  اب  درادن  ییانعم  چیه  هک  ار  یباتک  هک  نیا  لثم 

نیتگنیتناه یباختنا  یریگ  فده 
هب تبسن  تسا ، هدش  ییاسانش   PTC ناونع هب هک  ییاهنآ  دننام  لاصتا  هدننک  لیدعت  یاهوراد  تلااکشا  زا  یکی 

« یبناج تارثا  ، » دنا هدش  یحارط  نیتگنیتناه  یلاوت  نداد  رارق  فده  یارب  صاخ  روط  هب  هک  ییاهدرکیور  ریاس 
اما .دنهد  رییغت  ار  رگید  یاه  نژ رد  نایاپ »  » یریگرارق لحم  دنناوت  یم نینچمه   HTT-C2 دننام ییاهوراد  .تسا 

یاهزود رد  رگید  یاه  نژ  رب  نیتگنیتناه و  رب  لوا  هجرد  رد   HTT-C2 دسر یم  رظن  هب  هک  تسا  نیا  بوخ  ربخ 
، دش ماجنا  هدش  رامیت  یاه  لولس رد  اه  نژ همه  یسررب  یارب  ییاه  شیامزآ هک  یماگنه  .دراذگ  یم  ریثأت  نییاپ 
HTT-C2 هک دهد  یم ناشن  نیا  .دشن  هدهاشم  لومعم  دح  زا  رتلااب  رایسب  یاهزود  رد  یتح  یا  هدرتسگ تارثا 
لئاق زیامت  رگید ، یاه  نژ حوطس  رییغت  لیسناتپ  مغر  یلع نیتگنیتناه ، نژ  نیب  تسا  رداق  یزیگنا  تفگش روط  هب

.دوش

دناوت یم  دهد ، یم  ماجنا  صرق  کی  اب  ار  نیتگنیتناه  شهاک  هک  درکیور ، دیدج  عون  نیا  »
رییغت ار  یزاب  دنا ، هدوب  ددرم  رت  یمجاهت  یاه  شور  عاونا  دروم  رد  هک  ینارامیب  یارب 

.دهد »

دنتسه ریذپ  تشگرب  میظنت و  لباق  تارثا 
دیهد یم  مسیناگرا  لک  هب  ار   HTT-C2 یتقو .دش  ماجنا  لحم  کی  یاه  لولس  یور  یلبق  یاه  شیامزآ  مامت  اما 
نیا هب  خساپ  یارب  دهد ؟ شهاک  زغم  رد  ار  نیتگنیتناه  دناوت  یم  ایآ  دراد ؟ ار  رثا  نیمه  ایآ  دتفا ؟ یم  یقافتا  هچ 

.دندروآ یور   HD سوم یاه  لدم هب   PTC ناققحم تلااؤس ،

یکاروخ تروص  هب  وراد  نیا  اه  شوم  هب  دیدناوخ -  تسرد  هلب ، .دندش  یم  هیذغت   HTT-C2 اب زور  ره  اه  شوم 
شهاک هزوح  هک  یناسک  یارب  دراد ! نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یلبق  یاه  نامرد  اب  یدایز  توافت  نیا  .دش  هداد 

لآ هدیا مادک  چیه هک  دنتشاد  زاین  زغم  یحارج  ای  یرمک  خاروس  هب  یلبق  یاه  نامرد دنا ، هدرک لابند  ار  نیتگنیتناه 
هک ینارامیب  یارب  دناوت  یم  دهد ، یم  ماجنا  ار  صرق  کی  اب  نیتگنیتناه  شهاک  هک  درکیور ، دیدج  عون  نیا  .دنتسین 

.دهد رییغت  ار  یزاب  دنا ، هدوب  ددرم  رت  یمجاهت  یاه  نامرد  دروم  رد 

ربخ نیا  .تفر  یم رت  نییاپ نیتنیتناه  نازیم  دش ، یم قیرزت  اه  شوم هب   HTT-C2 وراد رتشیب  هچ  ره  تسا ، بلاج 
شهاک رادقم  ات  درک  میظنت  لاعف  تروص  هب  ار   HTT-C2 یوراد زد  ناوت  یم هک  دهد  یم ناشن  اریز  تسا  یلاع 
بیسآ نودب  یدیفم  تارثا  ات  دیآ  نییاپ  اه  ناسنا رد  دیاب  نیتنیتناه  لک  ردقچ  میناد  یمن زونه  .دنک  رییغت  نیتنیتناه 

، دنکن ادیپ  شهاک  یفاک  هزادنا  هب  نیتنیتناه  رگا  تسا -  میظع  ینمیا  تیزم  کی  نیا  نیاربانب  دنک ، داجیا  نداد 
.داد شهاک  ار  وراد  نازیم  دشاب ، هدمآ  نییاپ  یدایز  هزادنا  هب  نیتنیتناه  رگا  داد و  یرتشیب  وراد  ناوت  یم

زا سپ  زور  طقف 10  .دوب  سوکعم  لباق  تعرس  هب   HTT-C2 تارثا هک  تسا  نیا  زیگنا  ناجیه رگید  هتفای  کی 
تیزم کی  نیا  .تشگزاب  دش  یم هدهاشم  نامرد  زا  لبق  هک  یرادقم  هب  نیتنیتناه  حطس  نامرد ، ندش  فقوتم 

وراد جورخ  یارب  هک  ینامز  هک  انعم  نیا  هب  تسا ، عیرس  رایسب  وراد  نیا  وشو ” تسش  - “ تسا گرزب  رگید  ینمیا 
، دوش هدهاشم  یفنم  ضراوع   HTT-C2 فرصم زا  سپ  رگا  .دوب  دهاوخ  عیرس  ًاتبسن  تسا  مزلا  رامیب  متسیس  زا 

رد ًلاامتحا  تسا و  اه  شوم رد  وشو  تسش نامز  زور   10 لاح ، نیا  اب  .دوش  یم سوکعم  تعرس  هب  تارثا 
.دوب دهاوخ  توافتم  اه  ناسنا
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رگید ات  دننکیم  تیاده  ولج  تمس  هب  ار  نایاپ  دک  اهنآ  دنهد -  یم رییغت  ار  یکیتنژ  ناتساد  لاصتا  یاه  هدننک لیدعت
رود ار  تسا  هدش  هتشون  نایاپ »  » نآ یور  هک  ار  یباتک  هک  روط  نامه .دشاب  هتشادن  ینعم  لولس  یارب 

.دنک یم بیرخت  درادن ، ینعم  رگید  هک  ار  یکیتنژ  مایپ  لولس  میزادنا ، یم

دهد یم  شهاک  ندب  زغم و  رد  ار  نیتگنیتناه 
، دهد یم رارق  فده  ار  نیتگنیتناه  هتفاین  هعسوت یاه  هخسن مه  هتفای و  هعسوت  یاه  هخسن مه   HTT-C2 نامرد
فده ار  هتفای  هعسوت هخسن  طقف  هک   Wave Life Sciences طسوت یلعف   ASO رب ینتبم  یاهدرکیور  فلاخرب 

لولس لخاد  رد  دوخ  یداع  یاهراک  ماجنا  یارب  زونه  هتفاین  شرتسگ  نیتگنیتناه  هخسن  هک  ییاجنآ  زا  .دهد  یم رارق 
.دینک یبایدر  ار  هخسن  ود  ره  شهاک  نازیم  هک  تسا  مهم  تسا ، زاین  دروم  اه 

شهاک دصرد  دودح 50  دندرک ، هاگن   HTT-C2 اب هدش  تفایرد   HD یاه شوم  زغم  هب  ناققحم  هک  یماگنه 
یسررب  HD هب ساسح  قطانم  رد  دروم  نیا  .دندرک  هدهاشم  زغم  لک  رد  ار  هتفاین  هتفای و  هعسوت  نیتگنیتناه 

.دراذگ یم  ریثأت  تسا  زاین  نآ  هب  رتشیب  هک  یقطانم  رد   HTT-C2 دهد یم  ناشن  هک  هدش ،

دروم رد  ام  هک  یلاح  رد  نیاربانب  .دوش  یم  نایب  زغم ، رد  طقف  هن  ندب ، یاه  لولس  عاونا  مامت  رد  نیتگنیتناه 
یوخ و قلخ و  تارییغت  دننام  یرامیب  یاه  تمسق  نیرتراکشآ  اجنآ  رد  تارییغت  اریز  میناد  یم  زغم  رد   HD تارثا

شهاک لیلد ، نیمه  هب  .دراد  دوجو  زین  اه  هچیهام  بلق و  دننام  رگید  یاه  تفاب  رد  یتارثا  دنک ، یم  لرتنک  ار  سوه 
.دشاب دیفم  تسا  نکمم  زین  زغم ، رد  طقف  هن  اه ، تفاب  مامت  رد  نیتگنیتناه 

، دهد یم  شهاک  زغم  زا  جراخ  تفاب  رد  ار  نیتگنیتناه  ردقچ   HTT-C2 هک دندرک  یسررب  ناگدنسیون  یتقو 
ناشن تاقیقحت  هک  یلاح  رد  تسا ! هتفای  شهاک  زا ٪90  شیب  تسا -  زغم  زا  رتشیب  رایسب  عقاو  رد  هک  دنتفایرد 

.تسا دح  زا  شیب  ًلاامتحا  دصرد   90 تسا ، لمحت  لباق  یدصرد  شهاک 50  دهد  یم 

فشک همانرب  زا   PTC-518 هلاقم و نیا  زا   HTT-D3 دننام سیلاپسا ، یاهروتلاودم  »
مه ار  نیتنیتناه  اهنآ  دنریگیم -  رظن  رد  ار  اه  هبنج مامت  هک  دیآ  یم رظن  هب  ، PTC ییوراد

فرصم یکاروخ  تروص  هب  دنناوت  یم دنهد ، یم شهاک  زغم  زا  جراخ  رد  مه  لخاد و  رد 
.دنتسه » نیتنیتناه  یارب  ینیزیگیاج  و  دننک ، یم روبع  زغم  - ینوخ دس  زا  دنوش ،

یرگید یوراد  هجیتن  رد  دندرک و  یزاس  هنیهب ییایمیش  راتخاس  رییغت  اب  ار  وراد  نیا   PTC ناققحم ینمیا ، لیلاد  هب 
هب ندب  زغم و  رد  ار  نیتگنیتناه  شهاک   HTT-D3 دش ، هداد  اه  شوم  هب  هک  یماگنه  .دندرک  دیلوت   HTT-D3 مان هب 

.داد ناشن  دصرد  دودح 50  یواسم  نازیم 

نیازادعب  HD رد سیلاپسا  یاهروتلاودم  یارب  یقافتا  هچ 
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یبیرخت یبصع  یرامیب  کی  نامرد  یارب  رضاح  لاح  رد  هدرک و  تفایرد  ار   FDA دییأت ًلابق  ملاپیدسیر  مان  هب  هباشم 
یزیچ هک  دنک  یم تیوقت  ار  نیا  ناکما  عوضوم  نیا  .دوش  یم هدافتسا  یعاخن  یعاخن  تلاضع  فعض  مان  هب  رگید 

.دوش هدافتسا   HD نامرد یارب  دناوت  یم هباشم 

رد  PTC Therapeutics اما دش ، هدافتسا  هلاقم  نیا  رد  موهفم  تابثا  یوراد  کی  ناونع  هب   HTT-D3 دنچ ره 
اب وراد  نیا  .تسا  هدش  فشک  اهنآ  ییوراد  لحارم  زا  هدافتسا  اب  هک  تسا  یتوافتم  یوراد  تمس  هب  تکرح  لاح 
، تسا ماجنا  لاح  رد   HD نودب دارفا  رد   PTC-518 یارب زاف 1  ینمیا  شیامزآ  .دوش  یم هدیمان   PTC-518 مان

چیه هدش و  لمحت  یبوخ  هب  وراد  نونک ، ات  .دور  یم شیپ  یبوخ  هب  شیامزآ  هک  دهد  یم ناشن  ینایم  جیاتن  اما 
تروص هب  نآ  نایب  دوش و  یم لاعف  وراد  نیا  طسوت  نیتنیتناه  .تسا  هدشن  داجیا  یا  هتساوخان یبناج  ضراوع 

HD نارامیب رد  نآ  زاف 2  شیامزآ  .دش  هدهاشم  شوم  یاه  لدم رد  هچنآ  هب  هباشم  دبای ، یم شهاک  زد  هب  هتسباو 
.دوش زاغآ  لاس 2022  نایاپ  ات  تسا  رارق 

دیآ یم رظن  هب  ، PTC ییوراد فشک  همانرب  زا   PTC-518 هلاقم و نیا  زا   HTT-D3 دننام سیلاپسا ، یاهروتلاودم 
، دنهد یم شهاک  زغم  زا  جراخ  رد  مه  لخاد و  رد  مه  ار  نیتنیتناه  اهنآ  دنریگیم -  رظن  رد  ار  اه  هبنج مامت  هک 

نیتنیتناه یارب  ینیزیگیاج  و  دننک ، یم روبع  زغم  - ینوخ دس  زا  دنوش ، فرصم  یکاروخ  تروص  هب  دنناوت  یم
تسا نکمم  هک  دسریم  رظن  هب  بوخ  ردقنآ  عوضوم  نیا  ، HD تاقیقحت رد  راوشد  رابخا  زا  لاس  کی  رد  .دنتسه 

رابخا رظتنم   HD هعماج دیآ و  یم رظن  هب  شخبدیما  رایسب  اه  هداد رضاح  لاح  رد  اما  .دیاین  رد  بآ  زا  تسرد 
.تسا یشخبدیما 

هب ام ، یاشفا  یشم  طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا  یارب  .دنرادن  ملاعا  یارب  یعفانم  داضت  چیه  ناگدنسیون 
...دینک هعجارم  ام  لوادتم  تلااوس 

همان هژاو 
نوتگنیتناه نژ  طسوت  هدش  دیلوت  نیئتورپ  نیتگنیتناه  نیئتورپ 

زا یرایسب  دورو  زا  هک  ینوخ ، یاه  گر  هدننک  تیوقت  زا  هدش  هتخاس  یعیبط ، دس  کی  یزغم  ینوخ  دس 
.دنک یم  یریگولج  زغم  هب  نوخ  نایرج  زا  ییایمیش  داوم 

.هدننک دک  قطانم  هب  لاصتا  هدننکدک و  ریغ  قطانم  فذح  یارب  ، RNA یاه مایپ  نداد  شرب  لاصتا 
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