
PIVOT-HD یاهوراد ینیلاب  ییامزآراک  یاه  هزات 
ناگدننک تکرش مادختسا  درک  ملاعا  نآ  رد  هک  درک  رشتنم  یا  هینایب  PTC یزاسوراد تکرش  هتشذگ ، هتفه 

مینادیم و هک  ار  هچنآ  ًاقیقد  ام  هلاقم ، نیا  رد  .تسا  هدش  فقوتم  هدحتم  تلاایا  شخب  رد   PIVOT-HD شیامزآ
.مینک یم  نایب  ار  هیملاعا  نیا  ینعم 
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تسا

هدش فقوتم   PTC Therapeutics PIVOT-HD شیامزآ یارب  هدحتم  تلاایا  نکاس  ناگدننک  تکرش  مادختسا 
.تسا هدش  رشتنم  ورین  بذج  فقوت  دروم  رد  یدایز  هدننک  جیگ  فلتخم و  نیوانع  ربخ ، نیا  ملاعا  نامز  زا  .تسا 

.درک میهاوخ  نایب  تسا ، نایرج  رد  هک  ار  هچنآ  هلاقم ، نیا  رد 

؟ تسیچ  PIVOT-HD شیامزآ زا  فده 
، نیتگنیتناه نیئتورپ  حطس  شهاک  اب  دوش ، یم ارجا   PTC Therapeutics طسوت هک   PIVOT-HD شیامزآ

ار  PTC518 یوراد .دشاب  دیفم  نوتگنیتناه  نارامیب  رد  تسا  نکمم   PTC518 یوراد هنوگچ  هک  دنک  یم شیامزآ 
.دنوشیم هتخانش  لاصتا  هدننک  لیدعت  مان  اب  هک  تسا  ییاهوراد  عاونا  زا  درک و  فرصم  صرق  لکش  هب  ناوت  یم 
یاه لوکلوم حطس  رب  قیرط  نیا  زا  دهد و  رییغت  ار  یکیتنژ  یاه  مایپ شزادرپ  هوحن  دناوت  یم وراد  عون  نیا 

.دراذگ ¬ یم ریثأت  دننک ، یم یراذگدک  اه  ¬ مایپ نآ  هک  یا  ¬ ینیئتورپ

یم ریثأت  ام  ندب  طسوت  نوتگنیتناه  نژ  زا  هدش  دیلوت  یِکیتنژ  مایپ  شزادرپ  هوحن  رب  وراد  نیا  دروم PTC518 ؛ رد 
شرتسگ ای  هتفاین  شرتسگ  لاکشا  نیب   PTC518 دهد. ¬ یم شهاک  ار  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس  هجیتن  رد  دراذگ و 

نیتگنیتناه نیئتورپ  رضم  یعیبط و  لکش  ود  ره  نیاربانب  دوش ، یمن  لئاق  یتوافت  نیتگنیتناه  یکیتنژ  مایپ  هتفای 
درکلمع هوحن   ] هرابرد لاسما  لیاوا  هک  یا  هلاقم زا  وراد  نیا  هرابرد  یرتشیب  تاعلاطا  دیناوت  یم .دبای  ¬ یم شهاک 

رب هولاع  هک  تسا  زاف 2  هعلاطم  کی   PIVOT-HD دیبایب. ( https://en.hdbuzz.net/317  ) میتشون [ PTC518
نیا جیاتن .) هب  هتسب   ) موس زود  یارب  یا  هنیزگ  اب  دنک ، یم  شیامزآ  ار   PTC518 زا فلتخم  زود  ود  امنوراد ، لرتنک 
کی نآ  زا  سپ  زاغآ و  رد  زود  نتفای  یارب  ههام  هرود 3  کی  دش : دهاوخ  ماجنا  هام  تدم 12  هب  عومجم  رد  هعلاطم 

ات دوش ، ¬ یم ماجنا  ناگدننک  تکرش  زا  اه  ¬ یریگ هزادنا  ریاس  یعاخن و  عیام  نوخ ، شیامزآ  نآ  رد  هک  ههام  هرود 9 
.دنهد ¬ یم خساپ  وراد  هب  اهنآ  هنوگچ  مینیبب 

؟ دنیوگ یم  هچ  زور  هب  تاعلاطا 
ماجنا لاح  رد  لاعف و  ییامزآراک  یارب  مان  تبث  هک  دنک  یم  دییأت  هک  درک  رشتنم  یا  هیعلاطا   PTC ربتکا ، رد 18 
هدش دییات  ییایلارتسا  ییاپورا و  یاه  ¬ سناژآ یوس  زا  هعلاطم  نیا  هک  درک  دییات  نینچمه  هیعلاطا  نیا  .تسا 

.دورب شیپ  همانرب  قبط  ات  تسا 
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هدش فقوتم  راک  نیا  نونکا  دوب ، هدش  زاغآ  هدحتم  تلاایا  رد  ًلابق  ییامزآراک  یارب  مان  تبث  هچرگا  لاح ، نیا  اب 
.تسین دوش ، یم  هدهاشم  وراد  اب  هک  یدب  یبناج  ضراوع  لیلد  هب  نیا  هک  درک  رارکت  دوخ  هینایب  رد   PTC تسا.

هدرک تساوخرد   PTC زا ، FDA ینعی هدحتم ، تلاایا  رد  وراد  میظنت  یلصا  سناژآ  هک  تسا  نیا  ثکم  نیا  لیلد 
.دبای همادا  هدحتم  تلاایا  رد  یزیر  همانرب  قبط  هعلاطم  ات  دهد  هئارا  ار  یفاضا  یاه  ¬ هداد هک  تسا 

ناگدننک تکرش  مادختسا  فقوت  دروم  رد  رتشیب  تایئزج 
هدحتم تلاایا  رد 

https://www.youtube.com/watch?  ) ربماون رد 2  رانیبو ]  ] کی رد 
ینابزیم هب  هک  ( v=ET2n6NVqR7g&ab_channel=Huntington%27sDiseaseSocietyofAmerica

غارچ تفایرد  لیلاد  نیلک  ویتم  رتکد  ، PTC تایلمع ییارجا  ریدم  دش ، رازگرب  اکیرمآ  نوتگنیتناه  یرامیب  نمجنا 
شیامزآ دارفا  یور  دناوت  یم  وراد  کی  هک  ینامز  تدم  هک  داد  حیضوت  وا  ادتبا  .داد  حرش  تقد  هب  ار   FDA زا درز 

یتکرش رگا  لومعم ، روط  هب  .دشاب  هتشاد  تقباطم  تسا  هدش  شیامزآ  تاناویح  یور  هچنآ  اب  دیاب  ًلاومعم  دوش 
یور هام  تدم 9  هب  لقادح  ار  وراد  نآ  دیاب  دنک ، شیامزآ  ناسنا  یور  رتشیب  ای  هام  تدم 9  هب  ار  وراد  کی  دهاوخب 

.دراد تقباطم  یناسنا  هعلاطم  اب  هک  ییاهزود  رد  نینچمه  دشاب ، هدرک  شیامزآ  تاناویح 

اهنآ هب  هک  دنتشاد  تاناویح  رد  هدننکراودیما  یاه  هداد هام   3 درک ، یزادنا  هار ار   PIVOT-HD شیامزآ  PTC یتقو
هعلاطم 9 جیاتن  هک  دنتسناد  یم اهنآ  لاح ، نیع  رد  .دننک  زاغآ  اه  ناسنا یور  ار  ههام  هعلاطم 3  کی  داد  یم هزاجا 

دارفا رد  لاس  ات 1  هعلاطم  دیدمت  یارب  دنناوت  یم نیاربانب  درک ، دنهاوخ  تفایرد  تاناویح  یور  ار  دوخ  ههام 
ینمیا هب  طوبرم  یاه  هداد دنتفای ، تسد  رت  ینلاوط یناویح  تاعلاطم  نآ  جیاتن  هب  اهنآ  هک  یماگنه  .دنهد  تساوخرد 
اپورا رد   EMA هدحتم و تلاایا  رد   FDA دننام یتراظن  یاه  سناژآ زا  اهنآ  نیاربانب  دندنام ؛ یقاب  هدننک  مرگلد زود ، و 
لاثم ناونع  هب   ) روشک دنچ  یاه  سناژآ هک  یلاح  رد  .دندرک  تساوخرد  ناسنا  رد  هعلاطم  ندرک  رت  ینلاوط یارب 

لبق دنلیام  اهنآ  هک  تفگ  هدحتم  تلاایا  رد   FDA دندرک ، دییات  ار  رت  ینلاوط هعلاطم  دنله ) ناملآ ، ایناتیرب ، ایلارتسا ،
تساوخرد ییاه  ¬ هداد هچ  ًاقیقد  هکنیا  .دننیبب  تاناویح  دروم  رد  ار  یرتشیب  یاه  هداد دارفا ، رد  هعلاطم  دیدمت  زا 

روما دربشیپ  یارب   FDA اب راک  لاح  رد   PTC رضاح ، لاح  رد  .تسا  هتفرگن  رارق  مومع  رایتخا  رد  زونه  دنا ، هدش 
ریاس رد  لاعف  یاه  ¬ ناکم رد  هعلاطم  مان  تبث  رب  ار  دوخ  یاه  ¬ شلات لاح  نیع  رد  تسا ، هدحتم  تلاایا  رد 

.تسا هدرک  زکرمتم  اهروشک 

هچ هب   PIVOT-HD ینیلاب ییامزآراک  یارب  نیا 
؟ تسانعم

دهاوخ همادا  هدش  یزیر  همانرب   PIVOT-HD یارب هک  روطنامه  زیچ  همه  هدحتم ، تلاایا  زا  جراخ  تاعلاطم  رد 
نیا دنک ، هدروآرب  ار   FDA طسوت هدش  نییعت  دیدج  یاهرایعم   PTC هک یماگنه  میناد ، یم  ام  هک  اجنآ  ات  .تشاد 

.تفای دهاوخ  همادا  هدحتم  تلاایا  رد  یزیر  همانرب  قبط  زین  هعلاطم 

نیا هکنیا  دروم  رد  یتوافتم  تارظن  یزاسوراد  یربخ  یاه  تیاس  اه و  گلابو  زا  یخرب  هک  دیشاب  هدید  تسا  نکمم 
، هنافسأتم .دنا  ¬ هتشون تسانعم ، هچ  هب  نوتگنیتناه ، یارب  ینامرد  ناونع  هب   PTC518 ی¬ هدنیآ یارب  عوضوم 

.دنتسین تیعقاو  رب  ینتبم  دنا و  ¬ نامگ سدح و  یاسارب  تلااقم  نیا  زا  یخرب 

، نمیا ینیلاب  یاه  شیامزآ هک  دنک  لصاح  نانیمطا  هک  تسا  نیا   FDA هفیظو هک  دیشاب  هتشاد  دای  هب  هک  تسا  مهم 
تساوخرد ییامزآراک  همادا  زا  لبق   FDA طسوت یفاضا  تاعلاطا  هک  تسین  لومعمریغ  .دنتسه  یملع  یقلاخا و 

.دنریگب رظنرد  ار  ییامزآراک  رد  ناگدننک  تکرش  عفانم  هک  تسا  نیا  اهنآ  هفیظو  دوش ،
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؟ مینادب رتشیب  ینامز  هچ 
دهاوخ لاس 2023  لوا  همین  رد  شیامزآ ، نیا  دروم  رد   PTC یوراد زا  یدعب  هدش  یزیر  همانرب  یِناسر  زور  هب 
نینچمه ام  .دینش  میهاوخ  دنا ، ¬ هتفای شیامزآ  لوا  یا  ¬ هتفه شخب 12  رد  اهنآ  هک  ار  هچنآ  ام  هک  ینامز  لاس ، دوب 

PTC یوراد هرابرد  یناسر  زور  هب  زا  هعماج  هدحتم ، تلاایا  رد  مان  تبث  ددجم  عورش  زا  سپ  هک  مینک  یم ینیب  شیپ
.دوش علطم 

.دهد رارق  نایرج  رد  ار   HD هعماج ات  دسیون  ¬ یم هرابود   HDBuzz دش ، ماجنا  یناسر  زور  هب  هک  نامز  ره 

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 

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 

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 
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