
دارفا زا  یخرب  یارب  هدش  شرازگ  یدج  یبناج  ضراوع 
AMT- نیتگنیتناه هدنهد  شهاک  یوراد  اب  نامرد  تحت 
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هبرجت ار  یدج  یبناج  ضراوع  رامیب  دنچ  نوتگنیتناه ، یرامیب  یارب  روکینوی  ینامرد  نژ  یلااب  زود  تفایرد  زا  سپ 
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تسا هدش  رشتنم  توا 2022  خیرات 29  رد  ادتبا  رد 

زغم یحارج  قیرط  زا  هک  ینامرد  نژ  کی  ، uniQure AMT-130 ییامزآراک زا  ار  یتبثم  رابخا  ام  هتشذگ ، هام 
نئوژ رد  روکینوی  طسوت  هدش  رشتنم  یاه  هداد .میدرک  هرباخم  دوش ، یم  هئارا  ( HTT  ) نیتگنیتناه شهاک  یارب 

هک یدارفا  زا  یکچوک  هورگ  رد  و  ( https://en.hdbuzz.net/327  ) تسا رطخ  یب  AMT-130 هک دهد  یم ناشن 
یاه هتفای یناسرزور  هب ات  میا  هتشگزاب ام  نونکا  .تسا  لمحت  لباق  یبوخ  هب  دنا ، هدش نامرد  وراد  نِییاپ  زود  اب 

ناشن اه  هداد  زا  دیدج  هعومجم  نیا  .مینک  هئارا  ار  دنا  هدش نامرد   AMT-130 رتلااب زود  اب  هک  یدارفا  زا  یهورگ 
AMT- هک تسین  ینعم  نیا  هب  ًاموزل  نیا  .دنک  داجیا  یدج  یبناج  ضراوع  تسا  نکمم  وراد  رتلااب  زود  هک  دهد  یم 

هچنآ هب  هنانیب  عقاو  روط  هب  مینک ، ثکم  دیاب  ام  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  اما  دوریمن ، شیپ  ولج  هب  درادن و  دربراک   130
یم نامرد  وراد  نیا  اب  هک  یدارفا  یولج  هب  ور  تکرح  یارب  نمیا  همانرب  کی  مینک و  هاگن  دنیوگ  یم  ام  هب  اه  هداد 

.مینک داجیا  دنوش 

طسوت مه  زونه  نیتگنیتناه  شهاک  تلاکشم ، دوجو  اب 
هتفرگ رظن  رد  باذج  یژتارتسا  کی  ناققحم  زا  یرایسب 

دوش یم 
هچ میناد  یم  ًاقیقد  ام  هک  تسا  نیا  دننک  یم  هعلاطم  ار  ( HD  ) نوتگنیتناه یرامیب  هک  یناققحم  یایازم  زا  یکی 

نیتگنیتناه مایپ  کی  نیتگنیتناه  هدش  طسبنم  نژ  .نیتگنیتناه  نژ  طاسبنا  دوش -  یم  نوتگنیتناه  ثعاب  یزیچ 
ثعاب هک  دوش  یم  شزادرپ  نیتگنیتناه  نیئتورپ  هدش  طسبنم  لکش  هب  سپس  هک  دنک  یم  دیلوت  هدش  طسبنم 

هدش طسبنم  نیتگنیتناه  نیئتورپ  نیا  روضح  شهاک  ذغاک ، یور  رب  نیاربانب ، .دوش  یم  زغم  یاه  لولس  هب  بیسآ 
نیا .دهد  یم رارق  فده  ار  یرامیب  یلصا  تلع  ًامیقتسم  اریز  دهد ، شهاک  ار  نوتگنیتناه  اب  طبترم  مئلاع  دناوت  یم

نیتگنیتناه حطس  شهاک  یارب  هک  ینیلاب  شیامزآ  نیدنچ  یارب  ریخا  یاه  تسکش مغریلع  هک  تسانعم  نادب 
زا یرایسب  طسوت  نوتگنیتناه  نامرد  یارب  باذج  یژتارتسا  کی  نانچمه  نیتگنیتناه  شهاک  دنا ، هدش یحارط 

نیتگنیتناه شهاک  یارب  شلات  رد  ناققحم  هک  دراد  دوجو  فلتخم  شور  نیدنچ  .دوش  یم هتفرگ  رظن  رد  ناققحم 
(ASOs  ) سح دض  یاهدیتوئلکونوگیلا  دش  جراخ  هزاورد  زا  نیتگنیتناه  شهاک  هقباسم  رد  هک  یبسا  نیلوا  .دنتسه 

1 / 4

https://fa.hdbuzz.net/people/Sarah%20Hernandez
https://fa.hdbuzz.net/people/Rachel%20Harding
https://fa.hdbuzz.net/people/Rachel%20Harding
https://fa.hdbuzz.net/people/Hamze%20Rahmani
https://fa.hdbuzz.net/#
https://en.hdbuzz.net/327
https://fa.hdbuzz.net/#
https://fa.hdbuzz.net/#
https://fa.hdbuzz.net/#
https://fa.hdbuzz.net/#


یم نآ  بیرخت  ثعاب  سپس  دنوش و  یم  لصتم  صاخ  مایپ  کی  هب  هک  دنتسه  یهاتوک  یاه  هلابند  اهنیا  .دندوب 
نیئتورپ دنام ، یم  یقاب  هدروخن  تسد  نژ  هک  یلاح  رد  نیاربانب  .دوش  یمن  دیلوت  ینیئتورپ  چیه  مایپ  نودب  .دنوش 

tominersen یوراد اب  شار  تکرش  طسوت  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یروانف  عون  نیا  .دوش  یمن  هتخاس  زگره 
.تسا هتشادرب  بقع  هب  مدق  کی  رامیب  تیعمج  بسانم و  زود  نتفای  یارب  هک  تسا  هتفرگ  رارق  یسررب  دروم 

زاف شیامزآ  اب  نیتگنیتناه  هدش  طسبنم  یپک  یباختنا  ندروآ  نییاپ  یارب  اه  ASO زا زین   Wave Life Sciences
یاه ¬ ییامزآراک رد  هک  نیتگنیتناه  شهاک  رگید  شور  .دنک  یم هدافتسا   WVE-003،SELECT-HD یارب دوخ   I/II
مایپ شیاریو  هوحن  هک  دنتسه  ییاهوراد  اهنیا  .تسا  لاصتا » یاه  هدننک لیدعت  » قیرط زا  دوش ، یم شیامزآ  ینیلاب 

تسا صاخ  یلاوت  کی  نایاپ  .دراد  نایاپ  هنایم و  عورش ، کی  نژ  ره  ناتساد ، کی  دننام  .دنهد  ¬ یم رییغت  ار  یکیتنژ 
مایپ شیاریو  اب  لاصتا  یاه  هدننک لیدعت .دننک  فقوتم  ار  نژ  نآ  دک  ندناوخ  دیوگ  یم لولس  یاه  لوکلوم هب  هک 

هنایم و زاغآ ، یاج  هب  نیاربانب  .دننک  جیگ  ار  نژ  نآ  یلاوت  دننک و  لقتنم  لااب  تمس  هب  ار  ینایاپ  دک  ات  دننک  یم یعس 
ار نیئتورپ  نآ  دیلوت  درادن و  ینعم  راک  نیا  هک  دهد  یم  صیخشت  لولس  .تسا  نایاپ  زاغآ و  کی  طقف  ناتساد  نایاپ ،

هعلاطم رد  سیتراون  طسوت  هک  تشون  ملاپانارب  لاصتا  هدننک  لیدعت  دروم  رد  ًاریخا   HDBuzz دنک. یم  فقوتم 
زا رگید  یکی  دمآرد . قیلعت  تلاح  هب  ینمیا  یاه  ینارگن  لیلد  هب  نآ  زود  هک  تسا ، هدش  شیامزآ   VIBRANT-HD

PTC- هکنیا دوجو  اب  .تسا  شیامزآ  لاح  رد   PTC Therapeutics طسوت ، PTC-518 لاصتا ، یاه  هدننک  لیدعت 
عقاو رد  اهنآ  هک  دهد  یم  ناشن  اهوراد  نیا  رس  هب  رس  هسیاقم  دنک ، یم  لمع  ملاپانارب  هباشم  یشور  هب   518

دهاوخ دوجو  یرگید  یارب  یدب  ربخ  هک  تسین  ینعم  نیا  هب  ًاموزل  یکی  یارب  دب  ربخ  نیاربانب  .دنتسه  توافتم  ًلاماک 
! میتسه  PTC-518 شیامزآ هب  طوبرم  رابخا  رظتنم  هناقاتشم  زونه  ام  .تشاد 

شهاک یارب  هرابکی  ینامرد  نژ  درکیور  کی   AMT-130
تسا نیتگنیتناه 

AMT-130 اب روکینوی  هدافتسا  دروم  یروانف  هک  تسا ، ینامرد  نژ  قیرط  زا  نیتگنیتناه  شهاک  یارب  موس  هار 
زا ار  نیتگنیتناه  مایپ  هک   DNA یاه ¬ لمعلاروتسد هئارا  یارب  ررض  یب  سوریو  کی  زا  هدافتسا  اب  وراد  نیا  .تسا 

مایپ یواح  لولس  نونکا  اما  دراد ، دوجو  دوخ  یلصا  لکش  هب  زونه  نیتگنیتناه  نژ  .دنک  یم  راک  درب ، یم  نیب 
یب سوریو  هب  هدولآ  یاه  لولس  هک  ییاجنآ  زا  .دنک  یم  یریگولج  نیتگنیتناه  نیئتورپ  دیلوت  زا  هک  تسا  یدیدج 

نادب نیا  .دننک  داجیا  ییاهنت  هب  ار  نیتگنیتناه  شهاک  مایپ  دنناوت  یم  دنتسه ، یکیتنژ  یاه  لمعلاروتسد  یواح  ررض 
هب اه  لولس و  دهد ، یم ماجنا  شور  کی  قیرط  زا  ار  نامرد  تسا -  هراب  کی درکیور  کی   AMT-130 هک تسانعم 
زیگنا ناجیه  مه  نیا  .دنهد  شهاک  ار  نیتگنیتناه  دهد  یم هزاجا  اهنآ  هب  هک  دنهد  یم همادا  ییاه  لمعلاروتسد تخاس 

هب نینچمه  اما  تسا ، یفاک  نامرد  راب  کی  طقف  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  هک  یلاح  رد  .نکدرخ  باصعا  مه  تسا و 
رتشیب هک  ییاج  رد   AMT-130 میقتسم تفایرد  یارب  .تسا  یمئاد  ًلاامتحا  رییغت ، هنوگ  ره  هک  تسا  ینعم  نیا 

زغم یحارج  هک  ییاجنآ  زا  .دوش  یم  زغم  دراو  زغم  یحارج  زا  هدافتسا  اب  یژولونکت  نیا  زغم .)  ) تسا زاین  دروم 
لمع لیمکت 2  زا  سپ  .دریگ  ماجنا  طایتحا  تیاهن  اب  ات  دش  ماجنا  هتسهآ  رایسب  شیامزآ  نیا  تسا ، رطخرپ  هشیمه 

همه یتقو  .درادن  دوجو  یروف  یفنم  رثا  چیه  هک  دنوش  نئمطم  ات  دنتفرگ  رارق  رظن  تحت  ناگدننک  تکرش  لوا ،
AMT-130، ینیلاب ییامزآراک  .تفای  همادا  هعلاطم  رد  ناگدننک  تکرش  هیقب  یارب  یحارج  تفر ، شیپ  بوخ  زیچ 

دارفا یارب  بسانم  زود  نتفای  نینچمه  وراد و  لمحت  ینمیا و  شیامزآ  یارب  هک  تسا   I/II زاف ، HD-Gene-TRX1
هک دوب  یبسانم  زود  نتفای  هعلاطم  نیا  هیلوا  فادها  زا  یکی  هک  ییاجنآ  زا  .تسا  هدش  یحارط  نوتگنیتناه  هب  لاتبم 

اب هورگ  کی  دنتفرگ : رارق  شیامزآ  دروم  هورگ   2 دشاب ، هتشاد  ار  ییاراک  نیرتهب  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  دارفا  یارب 
رتشیب شهاک  ثعاب  اموزل  وراد  رتلااب  زود  هک  دندقتعم  روکینوی  رد  نادنمشناد  .لااب  زود  اب  هورگ  کی  مک و  زود 

حطس یرتشیب  یزغم  یاه  لولس  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  رتشیب  یوراد  اما  دوش ، یمن  لولس  ره  رد  نیتگنیتناه 
روکینوی تکرش   AMT-130 هعلاطم رد  رفن  عومجم 36  رد  .دنهد  یم  شهاک  نازیم  نامه  هب  ار  دوخ  نیتگنیتناه 

زا یمهم  شخب  لرتنک ، هورگ  ناونع  هب  دندرک ، تفایرد  ار  یبلقت  یحارج  لمع  کی  هک  رفن   10 دندرک : مان  تبث 
نامرد تحت   AMT-130 ِمک زود  اب  رفن   12 نامرد ، هورگ  رد  رفن  زا 26  .نامرد  هورگ  رد  رفن  دنتسه و 26  هعلاطم 
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.دنا ¬ هتفرگ رارق  یحارج  لمع  تحت  دروم  نیا 14  زا  رفن  نونکات 12  .دندوب  لااب  زود  هورگ  رد  رفن  دنتفرگ و 14  رارق 
زود اب  یحارج ، زا  سپ  هام  هک 12  میدرک  تفایرد  یدارفا  هرابرد  روکینوی  زا  یناسرزور  هب کی  ام  نئوژ ، هام  رد 
یبوخ هب  اهوراد  اه و  یحارج  هورگ ، نآ  رد  تشون . نآ  دروم  رد   HDBuzz هک دنا ، هدش نامرد   AMT-130 نییاپ

هک تشاذگ  کارتشا  هب  ار  هیلوا  یاه  هداد  نآ  روکینوی  .دشن  شرازگ  یا  هدمع  ینمیا  لکشم  چیه  دندش و  لمحت 
شهاک لرتنک  هورگ  زا  رتشیب   AMT-130 اب نامرد  تحت  هورگ  رد  نیتگنیتناه  دسر  یم  رظن  هب  دهد  ¬ یم ناشن 

AMT-130 دسر یم رظن  هب  هک  تسا  ینعم  نیا  هب  اریز  تسا ، یزیگنا  ناجیه ربخ  نیا  هک  یلاح  رد  .تسا  هتفای 
اهنت 4 زا  کچوک  رایسب  هورگ  کی  رد  یلو  نیتگنیتناه –  شهاک  دهد -  یم ماجنا  میهاوخ  یم ام  هک  ار  یراک 

.تسا هدش  شرازگ  هدننک  تکرش

.دشاب ریسم  رد  زادنا  تسد  کی  طقف  نیا  هک  میراودیما  ام  اما  تسا ، هدننک  دیماان  روکینوی  رابخا 

راچد  AMT-130 هعلاطم رد  ناگدننک  تکرش  زا  یخرب 
دنا هدش  یدج  یبناج  ضراوع 

رشتنم  AMT-130 هعلاطم رد  لااب  زود  هورگ  زا  ناگدننک  تکرش هرابرد  یا  هیعلاطا روکینوی  تسوگآ ، لیاوا  رد 
یاراد ینمیا ، یسررب  لقتسم  هتیمک  کی  طسوت  هعلاطم ، زا  شخب  نیا  زا  رفن ) زا 14   ) هدننک تکرش هس  .درک 

دندرک و شرازگ  ار  مروت  دنتفرگ  رارق  یحارج  لمع  تحت  اپورا  رد  هک  رفن  ود  .دندوب  دیدش  بولطمان  یاه  شنکاو
دیدش و دردرس  یحارج  زا  سپ  هلصافلاب  تفرگ ، رارق  نامرد  تحت  هدحتم  تلاایا  قطانم  زا  یکی  رد  هک  موس  رفن 
هک تسا  نیا  مهم  تسا ، هدننک  دیماان  هدننک و  تحاران  رایسب  ربخ  نیا  هک  یلاح  رد  .درک  شرازگ  ار  طبترم  مئلاع 

.دنا هدش  صخرم  ناتسرامیب  زا  نونکا  دنا و  هتفای  دوبهب  هجوت  لباق  ای  لماک  روط  هب  ای  رامیب  هس  ره 

؟ تسیچ  AMT-130 یارب یدعب  تامادقا 
ینمیا خساپ  یعون  هلمج  زا  دنرب ، یم  جنر  یبناج  ضراوع  نیا  زا  نارامیب  نیا  ارچ  هکنیا  دروم  رد  یدایز  یاه  یروئت 

رظتنم دیاب  عیرس  یریگ  هجیتن  زا  لبق  درادن و  دوجو  یعطق  ای  نشور  حیضوت  زونه  لاح ، نیا  اب  .دراد  دوجو 
اب هورگ  رد  هدش  هدهاشم  تارثا  هک  تسین  کوکشم  ینمیا  یسررب  هتیمک  هک  یلاح  رد  .میشاب  رتشیب  تاعلاطا 

هعلاطم زا  شخب  نیا  رد  هدنام  یقاب  هدننک  تکرش یارب 2  یحارج  دشاب ، وراد  دوخ  لیلد  هب  ییامزآراک  یلااب  زود 
رد ناگدننک  تکرش  همه  دور و  یم  شیپ  یزیر  همانرب  قبط  مک  زود  اب  هورگ  .تسا  هدش  فقوتم  رضاح  لاح  رد 

نانچمه روکینوی  .دش  دنهاوخ  یریگیپ  ییامزآراک  هرود  لوط  رد  لااب -  مک و  زود  اب  هورگ  ود  ره  رد  ییامزآراک - 
لاس 2023 لیاوا  رد  ام  دنک و  شرازگ  هدش  یزیر  همانرب هیلوا  همانرب  قبط  ار  یشیامزآ  یاه  هداد دراد  راظتنا 

.دینش میهاوخ  شیامزآ  نیا  دروم  رد  تکرش  نیا  زا  ار  یرتشیب  یاه  یناسرزور هب

یارب یدرکیور  ناونع  هب  نیتگنیتناه  شهاک  یارب  نیا 
؟ تسانعم هچ  هب  نوتگنیتناه  نامرد 

3 / 4

https://en.hdbuzz.net/327


Creative Commons Attribution- تحت  HDBuzz یاوتحم یراذگ  کارتشا . HDBuzz 2011-2024 © 
.تسا ناگیار   ShareAlike 3.0 Unported License

دینک تیزیو  ار   hdbuzz.net رتشیب تاعلاطا  یارب  .تسین  یکشزپ  یاه  هیصوت  عبنم   HDBuzz
تسا هدش  دولناد   https://fa.hdbuzz.net/329 زا تسا —  هدش  داجیا  هیوناژ 2024  خیرات 7  رد 

تسا و هدرک  تفایرد  نیتگنیتناه  شهاک  یاه  شیامزآ زا  یرایسب  زا  یا  هدننکدیماان رابخا  نوتگنیتناه  هعماج  نونکا 
لاتبم دارفا  نامرد  شلات و  یارب  یریگیپ  همادا  یارب  یبوخ  یژتارتسا  نیا  دیاش  هک  درک  ساسحا  ناوت  یم یتحار  هب 

هتفرن تسد  زا  زیچ  همه  زونه  هچرگا  دیشاب ، هتشاد  رظن  رد  ار  هتکن  دنچ  هک  تسا  مهم  .دشابن  نوتگنیتناه  هب 
ارچ هک  میراد  ییاه  هیرظن طقف  ام  دنا و  هدش ور  هبور یتوافتم  رایسب  تلاکشم  اب  اه  شیامزآ نیا  همه  .تسا 

یطابترا نیتگنیتناه  دوخ  شهاک  اب  تسا  نکمم  اهنآ  همه  هک  دنا ، هدیسرن هجیتن  هب  میتشاد  راظتنا  هک  روط  نآ
مئلاع رضاح  لاح  رد  هک  دنتسه  نوتگنیتناه  اب  یدارفا  نامرد  لاح  رد  نینچمه  اه  ییامزآراک نیا  همه  .دنشاب  هتشادن 
نیا هب  هجوت  .دنشاب  رتریذپ  بیسآ اهوراد  نیا  یلامتحا  یبناج  ضراوع  ربارب  رد  دارفا  نیا  دیاش  دنهد و  یم ناشن  ار 

دارفا رد  نیتگنیتناه  شهاک  ایآ  هک  دنا  هدادن  یعطق  خساپ  ام  هب  اه  ییامزآراک  نیا  زا  کی  چیه  هک  تسا  مهم  هتکن 
، دراد همادا  روکینوی  شیامزآ  هک  روطنامه  .دوش  یم  یرامیب  ریسم  رییغت  ای  مئلاع  دوبهب  ثعاب  نوتگنیتناه  هب  لاتبم 

.دنک نشور  ار  مهم  لاوس  نیا  دناوتب  یدعب  یاه  هداد  راشتنا  هک  میراودیما  ام 

زا هک  دنک  یم  راک  یثرا  یاه  یرامیب  داینب  رد  زدنانره  اراس  .درادن  ملاعا  یارب  یعفانم  داضت  چیه  گنیدراه  لچیر 
یشم طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا  یارب  .تسا  هدرک  تفایرد  یلام  تیامح  هلاقم  نیا  رد  هدش  رکذ  یاه  تکرش 

...دینک هعجارم  ام  لوادتم  تلااوس  هب  ام ، یاشفا 

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 

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 
.هدننک دک  قطانم  هب  لاصتا  هدننکدک و  ریغ  قطانم  فذح  یارب  ، RNA یاه مایپ  نداد  شرب  لاصتا 
یارب هدش  یحارط   DNA هژیو یاه  لوکلوم  زا  نآ  رد  هک  نژ  هدننک  شوماخ  نامرد  یعون   ASOs

دوش یم  هدافتسا  نژ ، کی  ندرک  شوماخ 

4 / 4

https://fa.hdbuzz.net/about/faq#conflict
https://hdbuzz.net
https://fa.hdbuzz.net/329

	عوارض جانبی جدی گزارش شده برای برخی از افراد تحت درمان با داروی کاهش دهنده هانتینگتین AMT-130 که در حال حاضر در آزمایشات بالینی قرار دارد.
	پس از دریافت دوز بالای ژن درمانی یونیکور برای بیماری هانتینگتون، چند بیمار عوارض جانبی جدی را تجربه کردند، اما اکنون در حال بهبودی هستند. HDBuzz معنی این را برای داروی آزمایشی کاهش دهنده هانتینگتین، یعنی AMT-130 بررسی می کند.
	توسط Dr Sarah Hernandez و Dr Rachel Harding 25 اوت 2023 ویراستاری شده توسط Dr Rachel Harding ترجمه شده توسط Hamze Rahmani در ابتدا در تاریخ 29 اوت 2022 منتشر شده است


	با وجود مشکلات، کاهش هانتینگتین هنوز هم توسط بسیاری از محققان یک استراتژی جذاب در نظر گرفته می شود
	AMT-130 یک رویکرد ژن درمانی یکباره برای کاهش هانتینگتین است
	برخی از شرکت کنندگان در مطالعه AMT-130 دچار عوارض جانبی جدی شده اند
	اقدامات بعدی برای AMT-130 چیست؟
	این برای کاهش هانتینگتین به عنوان رویکردی برای درمان هانتینگتون به چه معناست؟

