
زود نییعت  هلحرم  قیلعت  سیتراون : زا  هدننکدیماان  رابخا 
VIBRANT-HD ییامزآراک رد 

یکاروخ یوراد  یارب   VIBRANT-HD ییامزآراک هک  دراذگ  یم کارتشا  هب  ار  ربخ  نیا  یتحاران  اب   HDBuzz
.تسا هدمآرد  قیلعت  تلاح  هب  تقوم  روط  هب ناگدننک  تکرش ینمیا  یارب  ملاپانارب ، نیتگنیتناه ، هدنهد  شهاک
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شهاک یوراد  کی  دروم  رد  تدم  ینلاوط  شیامزآ  کی  دش و  زاغآ  لاس 2022  لیاوا  رد   VIBRANT-HD هعلاطم
، تسوگآ  8 هبنشود ، زور  .دوش  فرصم  یکاروخ  تروص  هب  تسناوت  یم  هک  دوب  ملاپانارب  مان  هب  نیتگنیتناه  هدنهد 

روط هب  زود  نییعت  هلحرم  دنک ، یم تراظن  یشیامزآ  یاه  هداد رب  هک  لقتسم  هتیمک  کی  هیصوت  هب  هک  میدش  علطم 
زا یخرب  دهد  یم ناشن  هک  تسا  یمئلاع  لیلد  هب  میمصت  نیا  .تسا  هدمآرد  قیلعت  تلاح  هب  تقوم 

هب هک  دنشاب  هتشاد  دوخ  باصعا  رد  یدیدج  تلاکشم  تسا  نکمم  دننک  یم فرصم  ملاپانارب  هک  یناگدننک  تکرش
دهدیم خر  هدنیآ  رد  هچنآ  داتفا و  قافتا  هچنآ  دروم  رد  رتشیب  دییایب  .دوش  یم هتخانش  یطیحم  یتاپورون  ناونع 

.مینک تبحص 

نیتگنیتناه شهاک  یارب  شلات  نوتگنیتناه و  نژ 
لقتنم اه  ¬ هداوناخ رد  رگید  لسن  هب  یلسن  زا  هک  ینعم  نیا  هب  تسا ، یکیتنژ  یرامیب  کی  نوتگنیتناه  یرامیب 

RNA روتسد کی  هک  دهد  یم  خر  نیتگنیتناه  مان  هب  ینژ  رد  دوشیم  نوتگنیتناه  ثعاب  هک  یکیتنژ  شهج  .دوشیم 
نیا هک  تسا  نیا  رب  داقتعا  .دنکیم  دیلوت  ار  یا  ¬ ینلاوط رایسب  نیتگنیتناه  نیئتورپ  تیاهن  رد  دنکیم و  دیلوت  بویعم 
هب رجنم  نیا  دوشیم و  اهنآ  نتفر  نیب  زا  تیاهن  رد  یرامیب و  ثعاب  تسا و  رضم  زغم  یاه  ¬ لولس یارب  نیئتورپ 

.دوشیم نوتگنیتناه  فلتخم  مئلاع  زا  یرایسب 

نیتگنیتناه شهاک  مان  هب  یکینکت  یور  رب  نوتگنیتناه  نامرد  یارب  دیدج  یاهدرکیور  هتشذگ ، ههد  کی  دودح  رد 
ات .تسا  نوتگنیتناه  نارامیب  زغم  رد  نیتگنیتناه  رضم  نیئتورپ  نازیم  شهاک  نآ  فده  هک  تسا  هدش  زکرمتم 
قیرزت هب  زاین  زغم  هب  دورو  یارب  دنا و  هدوب یمجاهت  رایسب  دنا ، هدش شیامزآ  دارفا  یور  هک  ییاه  شیامزآ نونک ،
تسا هدرک  زاغآ  ار  ینیلاب  شیامزآ  کی  ًاریخا   Novartis لاح ، نیا  اب  .دنراد  زغم  یحارج  ای  تارقف  نوتس  ررکم 
تروص هب  هتفه  رد  راب  کی  دناوت  یم  هک  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یوراد  کی  ( https://en.hdbuzz.net/323)

.دوش فرصم  یکاروخ 

تروص هب  نوتگنیتناه  شهاک  ¬ی  هدعو ملاپانارب و 
یکاروخ
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ریثات تحت  ار  ناکدوک  هک  دش  زاغآ   SMA مان هب  یتوافتم  یرامیب  اب   VIBRANT-HD شیامزآ ملاپانارب و  ناتساد 
رد دوش و  یم  نلااسدرخ  نادازون و  رد  ینلاضع  فعض  ندش  رتدب  ثعاب  .تسا  یکیتنژ  زین   SMA دهد. یم  رارق 

.دروآ ¬ یم رد  یاپ  زا  ار  رامیب  لاس  دنچ  ضرع  رد  تیاهن 

لاصتا هدننک  لیدعت  کی  ناونع  هب  نیا  .تفای  هعسوت   SMA یارب یکیتنژ  نامرد  کی  ناونع  هب  ادتبا  رد  ملاپانارب 
SMA رد ریگرد  نژ  یارب   RNA روتسد ددجم  طلاتخا  دناوت  یم  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  ًاساسا  دوش -  یم  هتخانش 
هک درک  فشک   Novartis ملع زا  زیگنا  تفگش  بات  چیپ و  کی  رد  .دنک  یبایزاب  ار  نیئتورپ  درکلمع  دنک و  تیاده  ار 

رتمک دیلوت  هب  رجنم  دروم  نیا  رد  دراذگب و  ریثأت  نیتگنیتناه  یارب   RNA روتسد رب  دناوت  یم  نینچمه  ملاپانارب 
.دوش نیتگنیتناه 

رارق سرتسد  رد   SMA هب لاتبم  ناکدوک  یارب  یرتشیب  یکیتنژ  ینامرد  یاه  هنیزگ هک  ینامز  ناتسبات 2021 ، رد 
ار دوخ  یاه  شلات دنک و  فقوتم   SMA هب لاتبم  ناکدوک  یارب  ار  ملاپانارب  هعسوت  تفرگ  میمصت   Novartis تفرگ ،

نوتگنیتناه و لدم  تاناویح  رد  دوجوم  یاه  هداد طسوت  میمصت  نیا  .دنک  زکرمتم  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  نلااسگرزب  رب 
نوتگنیتناه هعماج  رد  هدش  داجیا  ناجیه  .دش  ینابیتشپ  ملاس  نلااسگرزب  رد  ملاپانارب  هیلوا  ینمیا  یاه  شیامزآ

لاس 2022 لیاوا  رد   VIBRANT-HD یشیامزآ زاف 2  نیتگنیتناه و  هدنهد  شهاک  یکاروخ  نامرد  ناکما  نوماریپ 
.دش زاغآ 

هتفه زیگنا  مغ  ربخ 
ناهج رسارس  رد  هطقن  زا 20  شیب  رد  نوتگنیتناه  هیلوا  مئلاع  اب  رفن  تکرش 75  اب   VIBRANT-HD شیامزآ
هزادنا نیتگنیتناه  شهاک  رد  وراد  ییاناوت  ینمیا و  شیامزآ  هعلاطم  نیا  یلصا  فادها  .دوب  هدش  یزیر  همانرب 

عیام تروص  هب  مادک  ره  هک  دوب  ملاپانارب  نییاپ  لااب و  یاهزود  شیامزآ  همانرب  .تسا  یعاخن  عیام  رد  هدش  یریگ 
ناگدننک تکرش  زا  هورگ  نیلوا  طقف  لاس 2022 ، لیاوا  زا  .دش  یم  فرصم  هام  راهچ  تدم  هب  هتفه  رد  راب  کی 
امنوراد رفن  نییاپ و 5  زود  اب  ملاپانارب  رفن  دودح 20  هک  دوب  رفن  لماش 25  ًابیرقت  .دندوب  هدرک  زاغآ  ار  ییامزآراک 

.دندرک یم  فرصم 

بلطم لصا  هب  ًاقیقد  ام  .تسا  هدش  فقوتم  ینمیا  لیلاد  هب  ییامزآراک  رد  زود  نییعت  هلحرم  هک  میدیمهف  زورما 
عوضوم نیا  .دشاب  رضم  یبصع  متسیس  یارب  دناوت  یم  هک  دهد  یم  ناشن  ار  یمئلاع  ملاپانارب  میزادرپ : یم 

اه تدم  دنراد ، یسرتسد  اه  هداد  هب  هک  نابایزرا  زا  یهورگ  ( DMC  ) اه هداد  رب  تراظن  لقتسم  هتیمک  کی  طسوت 
شور کی  نیا  .دش  نییعت  دنوش ، علطم  نآ  جیاتن  زا  ( Novartis  ) هعلاطم یماح  ای  نارامیب  ناکشزپ ، هکنیا  زا  لبق 

نتشاد هگن  نمیا  یارب  تسا -  لیلد  نیمه  هب  ًاقیقد  تسا و  ییوراد  یاه  شیامزآ رثکا  رد  درادناتسا  مهم و 
.تلاکشم زورب  تروص  رد  ناگدننک  تکرش

تسا نکمم  ملاپانارب  هک  دوب  یمئلاع  ساسا  رب  صاخ  روط  هب  هعلاطم  نیا  رد  زود  نییعت  هلحرم  قیلعت  هب  هیصوت 
هب دهاوش  .دوش  یم  هتخانش  یطیحم  یتاپورون  ناونع  هب  هک  دوش  عاخن  زغم و  زا  جراخ  باصعا  هب  بیسآ  ثعاب 

یریگ هزادنا  نینچمه  و  نوتگنیتناه ، مئلاع  یبایزرا  و  یبصع ، تیاده  تاعلاطم  یبصع ، تانیاعم  زا  هدمآ  تسد 
تسا نکمم  نارامیب  زا  یخرب  هک  دنک  یم  هراشا  اه  ینارگن  یخرب  هب  همه  نوخ ، رد   NfL مان هب  ینیئتورپ  حطس 

.دننک هبرجت  دوخ  یاه  مادنا  رد  ار  یدیدج  یبصع  بیسآ 

؟ دتفا یم  یقافتا  هچ  سپس 
فقوتم تسا ، هدش  نییعت  شیارب  هک  ار  ینامرد  دنک ، یم  تکرش  ییامزآراک  رد  هک  یسکره  یروف ، تدم  کی  رد 
لماش هک  دوخ  هدش  یزیر  همانرب  یتاعلاطم  یاهرارق  هب  هک  دوش  یم  هتساوخ  اهنآ  زا  لاح ، نیا  اب  .درک  دهاوخ 
دهاوخ همادا  هعلاطم  اساسا ، .دنهد  همادا  تسا ، باصعا  تملاس  تاشیامزآ  یعاخن و  عیام  نوخ و  یروآ  عمج 
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.دوب دنهاوخ  رظن  تحت  تقد  هب  ینمیا  مئلاع  ریاس  رظن  زا  ناگدننک  تکرش  و  امنوراد ، ای  ملاپانارب  نودب  اما  تفای ،
.تسا یرورض  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  نلااسگرزب  رب  ملاپانارب  تارثا  دروم  رد  ناکما  دح  ات  کرد  یارب  نیا 

اب هچ  دننک ، تکرش   VIBRANT-HD شیامزآ رد  دوب  رارق  هک  دنشاب  هتشاد  دوجو  یدارفا  تسا  نکمم  نینچمه 
نایاپ ات  یلعف  ناکشزپ  ناگدننک و  تکرش .درک  دهاوخن  زاغآ  ار  هعلاطم  دارفا  نیا  رتلااب -  زود  اب  هچ  مک و  زود 

هدرک فرصم  امنوراد  ای  وراد  یسک  هچ  دنناد  یمن زونه  هک  ینعم  نیا  هب  دنام ، دنهاوخ  روک )  ) علاطا یب  هعلاطم 
.تسا

؟ تسانعم هچ  هب  نیتگنیتناه  شهاک  ملاپانارب و  یارب  نیا 
یارب رتشیب  یلامتحا  تارطخ  ربارب  رد  ناگدننک  تکرش  زا  تظفاحم  یارب  یهار  یشیامزآ  قیلعت  نیا  ًاساسا ،

ار ینامز  درادرب ، بقع  هب  مدق  کی  دیاب   Novartis هک تسا  ینعم  نیا  هب  نینچمه  .تسا  اهنآ  یبصع  متسیس 
یقطنم ملاپانارب  شیامزآ  همادا  ایآ  هک  دنک  نییعت  دهد و  صاصتخا  اه  هداد زا  رتشیب  یریگدای  لیلحت و  هیزجت و  یارب 

.ریخ ای  تسا 

زا .تسین  هنیزگ  کی  ولج  هب  ور  تکرح  و  دشابن ، نمیا  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  دارفا  یارب  ًاعقاو  وراد  نیا  تسا  نکمم 
ناگدننک تکرش یخرب  رب  ملاپانارب  تسا  نکمم  ای  درک ، هدافتسا  رتمک  زود  زا  ناوتب  تسا  نکمم  رگید ، یوس 

صاخ هورگ  کی  رد  شار  تکرش  هک  تسا  یشور  هیبش  ریخا  لامتحا  نیا  .دشاب  هتشاذگ  ریثأت  نارگید  زا  توافتم 
، نیتگنیتناه هدنهد  شهاک  نسرنیموت ، یوراد  یارب  ( https://en.hdbuzz.net/316  ) دیدج یشیامزآ  مدرم  زا 

.داد دهاوخ  ماجنا 

دح زا  رت  کانرطخ  رایسب  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  نلااسگرزب  یارب  ملاپانارب  هک  تسا  هداعلا  قوف  یدیماان  کی  نیا 
تخس  VIBRANT-HD رد یشیامزآ  عاجش  ناگدننک  تکرش  نیلوا  یارب  هژیو  هب  رما  نیا  هتبلا  .تسا  راظتنا 

شهاک یکاروخ  یوراد  نیلوا  هب  تبسن  هک  دهد  یم  رارق  ریثات  تحت  ار  هعماج  دارفا  همه  ربخ  نیا  اما  .دوب  دهاوخ 
.دندوب راودیما  دوش  یم  شیامزآ  دارفا  رد  هک  نیتگنیتناه  هدنهد 

اب نیتگنیتناه  شهاک  رد  یتح  هن  و  نیتگنیتناه -  شهاک  هب  دیما  زا  یشوپ  مشچ  یارب  یلیلد  ربخ  نیا  فاصوا ، نیا  اب 
نازیم هچرگا  دوب و  هدش  یحارط  توافتم  یرامیب  کی  نامرد  یارب  ادتبا  رد  ملاپانارب  .تسین  یکاروخ  یوراد 

زا جراخ  تارثا   “ ناونع هب  هک  دشاب  هتشاد  دوجو  زین  یرگید  لیلاد  تسا  نکمم  دهد ، یم  شهاک  ار  نیتگنیتناه 
دوجو ینیلاب  تاشیامزآ  رد  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یکاروخ  یوراد  کی  رضاح  لاح  رد  .دوش  یم  هتخانش  فده ”

هداد ساسا  رب  .تسا  هعسوت  لاح  رد   PTC Therapeutics تکرش طسوت  دراد و  مان   PTC-518 وراد نیا  دراد -
هتشاد ملاپانارب  هب  تبسن  یرت  لآ  هدیا  ییوراد  صاوخ  تسا  نکمم  وراد  نآ  تکرش ، نیا  طسوت  هدش  رشتنم  یاه 

فده زغم  دهد و  یم  ناشن  ندب  هیقب  هب  تبسن  زغم  رد  ار  یرتشیب  عمجت   PTC-518 هک تسا  نیا  مهم  هتکن  .دشاب 
، میتسه ملاپانارب  جیاتن  لیلحت  زا  سپ   PTC یاه یناسرزور هب رظتنم  هناقاتشم  ام  .تسا  نوتگنیتناه  نامرد  یلصا 

.تسا نمیا  ًلاامتحا  هک  دننک  ساسحا  ناسانشراک  رگا  دبای ، همادا  اه  نآ شیامزآ  هک  میراودیما  اما 

ولج هب  ور  تکرح  یرازگساپس و 
شهاک یارب  فلتخم  یاهدرکیور  یور  هک  دراد  دوجو  یدارفا  زا  یعیسو  هزوح  یکاروخ ، یاهوراد  نیا  زا  رتارف 

یم ماجنا  روکینوی  تکرش  تکرش Wave و  طسوت  ماجنا  لاح  رد  ینیلاب  تاشیامزآ  دننک و  یم  راک  نیتگنیتناه 
یتاقیقحت مهم  سنارفنک  دنچ  نینچمه  .تسا  یزیر  همانرب  لحارم  رد  مه  شار  تکرش  یدعب  هعلاطم  دوش و 

زا نتشاذگ  کارتشا  هب  یارب  یزیگنا  ناجیه  رابخا  ًانئمطم  و  تسا ، کیدزن  لاسما  زییاپ  ناتسبات و  رد  نوتگنیتناه 
.دراد دوجو  ناهج  رسارس  رد  هیاپ  تاقیقحت  یاه  هاگشیامزآ  نوتگنیتناه و  ینیلاب  تاعلاطم 
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یاهوراد هک  دندوب  راودیما  هک  ام  زا  یناسک  یارب  تسا و  نوتگنیتناه  هعماج  یارب  یتخس  زور  نیا  هک  تسین  یکش 
یعمجت ملع  مییوگ ، یم  بلغا  هک  روطنامه  اما ، .دشاب  نوتگنیتناه  یارب  رثوم  نامرد  کی  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک 
عورش زا  لبق  هچنآ  زا  شیب  دناوت  یم  کینیلک  رد  تسکش  یتح  میهد ، ماجنا  یتسرد  هب  ار  نآ  ام  رگا  و  تسا ،

.دزومایب ام  هب  میتسناد  یم  شیامزآ 

یارب تعرس  هب  اهنآ  .تسا  راکهدب  یتفگنه  یهدب   VIBRANT-HD هعلاطم رد  ناگدننک  تکرش  هب  هعماج  لک 
 - هدننکدیماان دنچ  ره  هطقن -  نیا  هب  تقو  عرسا  رد  ات  تخاس  رداق  ار  ام  اهنآ  تکراشم  و  دندرک ، مان  تبث  هعلاطم 

رد هدش  هتخومآ  یاه  سرد  ات  دزاس  یم  رداق  ار  یدعب  هعلاطم  یحارط  اهنآ  هناراکادف  تکراشم  .میسرب 
هتشاد نوتگنیتناه  یارب  یرثوم  یاه  نامرد  هک  دنک  کیدزن  یزور  هب  ار  ام  دریگب و  رظن  رد  ار   VIBRANT-HD

.میشاب

زا هلاقم  نیا  رد  هدش  رکذ  یاه  تکرش  اب  هک  دنک  یم  راک  اکیرمآ  نوتگنیتناه  یرامیب  نمجنا  رد  سکاف  ارول  رتکد 
هعجارم ام  لوادتم  تلااوس  هب  ام ، یاشفا  یشم  طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا  یارب  دراد  طابترا   Novartis هلمج

...دینک

همان هژاو 
نوتگنیتناه نژ  طسوت  هدش  دیلوت  نیئتورپ  نیتگنیتناه  نیئتورپ 

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 
نامرد ینامرد 

.هدننک دک  قطانم  هب  لاصتا  هدننکدک و  ریغ  قطانم  فذح  یارب  ، RNA یاه مایپ  نداد  شرب  لاصتا 
ریخ ای  تسا  رثوم  نامرد  کی  ایآ  هکنیا  یارب  یرایعم  ریثات 
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