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لاح رد  دنک  یم ملاعا  هک  تسا  هدرک  رشتنم  یعامتجا  یناسرزور  هب کی  سیتراون )  ) Novartis یزاسوراد تکرش 
نوتگنیتناه یرامیب  یلامتحا  نامرد  یارب  نوتگنیتناه ، هدنهد  شهاک  یوراد  کی  ملاپانارب ، هعسوت  هب  نداد  نایاپ 

دش رشتنم  نوتگنیتناه  نارامیب  رد  ملاپانارب  یبناج  ضراوع  دروم  رد  ریخا  دب  رابخا  لابند  هب  ربخ  نیا  .تسا  ( HD)
فقوتم یراج  لاس  لیاوا  رد  نآ  زود  دوب و  هتفرگ  رارق  شیامزآ  دروم   VIBRANT-HD ینیلاب ییامزآراک  رد  هک 

.درک میهاوخ  یسررب  ار  نوتگنیتناه  هعماج  یارب  ربخ  نیا  ریسفت  هیملاعا و  نیا  ام  هلاقم  نیا  رد  .دش 

یرایسب طسوت  کینیلک  رد  نیتگنیتناه  هدنهاک  یاه  نامرد 
دوشیم لابند  اه  ¬ تکرش زا 

.دنتسه نوتگنیتناه  نامرد  یارب  یژتارتسا  کی  ناونع  هب  نیتگنیتناه  شهاک  یسررب  لاح  رد  اه  تکرش  زا  یرایسب 
.دوشیم نیتگنیتناه  نیئتورپ  بویعم  هخسن  دیلوت  هب  رجنم  هک  تسا  نیتگنیتناه  نژ  رد  شهج  زا  یشان  نوتگنیتناه 

هب رجنم  هک  دوش  ¬ یم یبصع  یاه  لولس  گرم  هلمج  زا  زغم و  رد  تلاکشم  عاونا  داجیا  ثعاب  بویعم  نیئتورپ 
رد نیتگنیتناه  بویعم  نیئتورپ  حطس  شهاک  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یاهوراد  فده  .دوشیم  نوتگنیتناه  مئلاع 

.تسا نوتگنیتناه  یامیب  یورشیپ  فقوت  ای  ندرک  دنک  فده  اب  زغم ،

تکرش  ) سح دض  یاهدیتوئلکونوگیلا  دننام  فلتخم ، یاه  شور زا  هدافتسا  اب  نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک یاه  نامرد
کی .دنریگیم  ماجنا  روکینوی ) تکرش   ) هعسوت لاح  رد  یاه  ینامرد نژ  ای  شار ) تکرش  Wave Life Science و 
، دنوش شخپ  ندب  لک  رد  یتحار  هب  دنناوت  یمن  دنا  هدرک  دیلوت  اه  تکرش  نیا  هک  ییاهوراد  هک  تسا  نیا  لکشم 
نیا هب  وراد  نداد  .دنوش  یم  هداد  نارامیب  هب  زغم  هب  میقتسم  قیرزت  ای  یعاخن  عیام  رد  قیرزت  قیرط  زا  نیاربانب 

هعماج رد  هدرتسگ  روط  هب  ار  نامرد  عون  نیا  ناوت  یمن  نیاربانب  تسا ، هنیزهرپ  نارگ و  نارامیب  یارب  شور 
.داد رارق  هدافتسا  دروم  نوتگنیتناه  یناهج 

تخاس و هک  دنهد  هعسوت  ار  کچوک » یلوکلوم  یاه  نامرد  » ات دنقاتشم  ناققحم  تلاکشم ، نیا  رب  هبلغ  یارب 
ای صرق  تروص  هب  یکاروخ  فرصم  یارب  ناوت  یم  ار  کچوک  یلوکلوم  یاهوراد  .دشاب  رت  نازرا نآ  تیریدم 

زا .درک  هلومرف  یژرلآ  یاهوراد  ای  اه  نکسم  دننام  دیا ، ¬ هدرک فرصم  ًلابق  هک  یجیار  یاهوراد  رثکا  دننام  تبرش ،
مامت هب  ًابیرقت  راشتنا  رد  زین  کچوک  یلوکلوم  یاهوراد  دننک ، تکرح  نوخ  نایرج  رد  دنناوت  یم  اهوراد  نیا  هک  اجنآ 
هب نوخ  زا  دنناوت  یم یتح  اهنآ ، همه  هن  هچرگا  کچوک ، یلوکلوم  یاهوراد  زا  یخرب  .دنتسه  رتهب  ندب  یاه  مادنا 

.دزاس یم نکمم  وراد  کی  اب  ار  زغم  ندب و  نامزمه  نامرد  هک  دننک -  ذوفن  زغم 
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یارب ادتبا  رد  اما  دهد  یم  شهاک  ار  نیتگنیتناه  ملاپانارب 
دوب هدش  یحارط   SMA مان هب  یرگید  یرامیب  نامرد 
یلوکلوم یاهوراد  شیامزآ  لاح  رد  ود  ره   PTC Therapeutics و ( Novartis  ) سیتراون فلتخم  تکرش  ود 

تکرش ود  ره  یاهوراد  .دهد  شهاک  نوتگنیتناه  نارامیب  رد  ار  نیتگنیتناه  دناوت  یم  هک  دنتسه  کچوک 
رارق فده  دننک ، یم شیاریو  ار  یکیتنژ  یاه  مایپ هک  ار  ام  یاه  لولس اریز  دنوش  یم هدیمان  لاصتا  یاه  هدننک لیدعت
، دیسر نایاپ  هب  ناتساد  یتقو  و  تفرگ ، رظن  رد  ناتساد  باتک  کی  دننام  ناوت  یم  ار  یکیتنژ  مایپ  ره  .دنهد  یم

.تسا هدش  لماک  مایپ  نآ  یلاوت  هک  دیوگب  لولس  هب  ات  دناوخ  یم  ار  نایاپ ”  “ یِکیتنژ لِداعم  مایپ  یِنایاپ  تمسق 
هدناوخ لوا  نامه  زا  نایاپ »  » ات دنهد  یم  رییغت  ار  ناتساد  باتک  تاحفص  بیترت  لاصتا  هدننک  لیدعت  یاهوراد 

هک تسا  نیا  لثم  تسرد  .دزاس  یمن  لاصا  ار  هطوبرم  نیئتورپ  درب و  یم  نیب  زا  ار  مایپ  لولس  نیاربانب  دوش ،
: دیناوخب اوتحم  نیا  اب  یباتک  یترابع  هب  دینک ، ترپ  هشوگ  کی  هب  ماگنهدوز  نایاپ  اب  درادن  ییانعم  چیه  هک  ار  یباتک 

«. نایاپ یراگزور ، یزور  »

لاماک یرامیب  یارب  لصا  رد  هک  ییوراد  دراد ، مان  ملاپانارب  سیتراون  طسوت  هتفای  هعسوت  لاصتا  هدننک  لیدعت 
زین ار   SMN2 مان هب  ینیئتورپ  حطس  اریز  تسا ، هدش  هتخاس  ( SMA  ) یعاخن ینلاضع  یفورتآ  مان  هب  یتوافتم 
هک دندرک  فشک  سیتراون  نادنمشناد  یا ، هرظتنمریغ  روط  هب  .تسا  یرامیب  نآ  زاس  هنیمز  هک  دهد  یم  رییغت 

دهدیم رییغت  فلتخم  یاه  لدم  رد  ار  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس  نینچمه  ملاپانارب 
هک دننک  یسررب   VIBRANT-HD مان هب  یشیامزآ  رد  دنتساوخ  یم  نیاربانب  ؛)  https://en.hdbuzz.net/323)

.ریخ ای  دشاب  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  دارفا  یارب  یبوخ  نامرد  تسا  نکمم  وراد  نیا  ایآ 

وراد نیا  اب  نامرد  تحت  دارفا  زا  یخرب  یارب  ملاپانارب 
دراد یدب  ضراوع 

هب ریخ ، ای  تسا  رثؤم  نمیا و  نیتگنیتناه  حطس  شهاک  رد  ملاپانارب  ایآ  هکنیا  یسررب  فده  اب   VIBRANT-HD
دش فقوتم  ینمیا  یاه  ¬ ینارگن لیلد  هب  شیامزآ  یارب  زود  نییعت  هلحرم  مادختسا ، لیمکت  زا  لبق  اما  .دمآ  دوجو 
اه هداد رب  تراظن  لقتسم  هتیمک  کی  طسوت  ییامزآراک  فقوت  یارب  میمصت  (. https://en.hdbuzz.net/328)

هعلاطم یماح  ای  نارامیب  ناکشزپ ، هکنیا  زا  لبق  ار  ییامزآراک  طسوت  هدش  دیلوت  یاه  هداد هک  دش ، هتفرگ 
زورب تروص  رد  ناگدننک  تکرش هک  دوش  لصاح  نانیمطا  ات  دنک  یم یبایزرا  دنوش ، علطم  جیاتن  زا  سیتراون ) )

.دنتسه نمیا  تلاکشم 

لیلد هب  تسا  هتفرگ  میمصت  ( Novartis  ) سیتراون هک  میدش  هجوتم  هیعلاطا  نیرخآ  نیا  رد  نامز  نآ  زا 
زود نییعت  هلحرم  هک  یماگنه  .دهد  نایاپ  نوتگنیتناه  یارب  ملاپانارب  دیلوت  هب  وراد ، نیا  اب  طبترم  ینمیا  یاه  ینارگن

هعلاطم ناگدننک  تکرش زا  یخرب  رد  دهد  یم ناشن  هک  دش  رشتنم  یتاعلاطا  دش ، فقوتم  تسوگآ  هام  رد 
نیرخآ نیا  رد  .عاخن  زغم و  زا  جراخ  یبصع  یاه  لولس هب  بیسآ  دراد -  دوجو  یطیحم  یتاپورون  مان  هب  یتلاکشم 

هدید اهنآ ، همه  هن  ناگدننک ، تکرش زا  یرایسب  رد  هک  ینمیا  لئاسم  دروم  رد  یرتشیب  تاعلاطا  سیتراون  هیعلاطا ،
.تسا هدرک  هئارا  دوش ، یم

تکرش زا  یخرب  رد  یطیحم  یتاپورون  اب  قباطم  یبصع  تانیاعم  رد  تارییغت  مئلاع و  میتشاد ، راظتنا  هک  روطنامه 
، دنداد شیازفا  ار  ( NfL  ) تنملایفورون کبس  هریجنز  حوطس  نینچمه  ناگدننک  تکرش  زا  یخرب  .دش  دییات  ناگدننک 

هک تسا  ینعم  نادب  نیا  .دوش  یم هدافتسا  یبصع  یاه  لولس بیرخت  ای  بیسآ  یبایزرا  یارب  هک  شیامزآ  کی 
هزادنا شیازفا  هدهاشم  نینچمه  .دوش  دراو  بیسآ  یبصع  متسیس  هب  ملاپانارب  اب  نامرد  زا  سپ  تسا  نکمم 

هزادنا شیازفا  دنتسه و  زغم  قامعا  رد  عیام  زا  رپ  ییاضف  اه  نطب  .تسا  هدننک  نارگن  زغم ،) زا  یا  هیحان   ) نطب
سیتراون .میرادن  اهنآ  لماک  کرد  یارب  یفاک  تاعلاطا  زونه  ام  هک  دشاب  زیچ  نیدنچ  یانعم  هب  دناوت  یم  هیحان  نیا 
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.تسا هدوبن  طبترم  زغم  نکسا  یاه  ¬ هتفای نیا  اب  ینیلاب  تملاع  چیه  زورما  هب  ات  هک  دنک  یم  ناونع  دوخ  همان  رد 

هدرک تفایرد  ملاپانارب  هک  نوتگنیتناه  نارامیب  یارب  نیا 
؟ تسانعم هچ  هب  دنا 

رظن تحت  نانچمه  دنا  هدرک  تفایرد  ملاپانارب  هک  هعلاطم  رد  ناگدننک  تکرش  همه  هک  تسا  هدرک  ملاعا  سیتراون 
یمئاد ییامزآراک  رد  ناگدننک  تکرش  طسوت  هدش  هبرجت  یبناج  ضراوع  ایآ  هک  میناد  یمن  زونه  ام  .دوب  دنهاوخ 
.تسا مهم  مئلاع  رب  تراظن  نیاربانب  دنبای ، ¬ یم دوبهب  تسا ، هدش  فقوتم  وراد  زود  هک  نونکا  هکنیا  ای  تسا 

یم هچ  دنوش  یم  متخ  لکش  نیا  هب  هک  ییاه  شیامزآ  زا 
؟ میزومایب میناوت 

رایسب رابخا  عون  نیا  زا  یتحاران  ساسحا  دشاب و  تخس  رایسب  دناوت  یم نیا  دننام  یاه  ¬ ییامزآراک تسکش 
.دندرک تکرش  شیامزآ  نیا  رد  هک  نوتگنیتناه  هعماج  راکادف  عاجش و  یاضعا  یارب  ًاصوصخم  تسا ، یعیبط 

راظتنا هک  روط  نآ هک  میزومایب  ییاه  ییامزآراک زا  میناوت  یم یدایز  یاهزیچ  زونه  زیگنا ، مغ تفرشیپ  نیا  مغر  یلع
نایاپ اب  هدنیآ  یاه  هام رد  دوش و  یم یروآ  عمج ییامزآراک  هرود  لوط  رد  هداد  نارازه  .دنسر  یمن هجیتن  هب  میتشاد 
نکمم هچنآ  دروم  رد  یمهم  یاه  شنیب دنناوت  یم اه  هداد نیا  .تفای  دهاوخ  همادا  یرتشیب  یروآ  عمج اهراک ، نتفای 
هدرک ملاعا  سیتراون  .دهد  همادا  دزومایب و  شیامزآ  نیا  زا  دناوتب  هعماج  ات  دنهدب  ام  هب  دشاب  هداتفا  قافتا  تسا 
رد ناصصختم  ریاس  ناققحم و  نوتگنیتناه ، یاه  هداوناخ  اب  دنزومآ  یم  هک  ار  هچنآ  دنتسه  دهعتم  اهنآ  هک  تسا 

.دنراذگب کارتشا  هب  نوتگنیتناه  هعماج 

راک میتشاد  راظتنا  هک  روط  نآ  ملاپانارب  ارچ  میناد  یم  ایآ 
؟ درکن

هچ نیاربانب  تسا ؛ نوتگنیتناه  یاه  شیامزآ  دروم  رد  هدننک  دیماان  رابخا  یرس  کی  زا  دروم  نیرخآ  هیملاعا  نیا 
ام .دوب  هدشن  هتخاس  نوتگنیتناه  نامرد  یارب  ملاپانارب  هک  تسا  مهم  هتکن  نیا  هب  هجوت  دتفا ؟ یم  یقافتا 

، نیتگنیتناه شهاک  رب  هولاع  ملاپانارب  اریز  دهدب ، خر  تسا  نکمم  هرظتنمریغ  یبناج  ضراوع  هک  میتسناد  یم
یاهدنیآرف دناوت  ¬ یم فلتخم  یاه  نیئتورپ  زا  یرایسب  حطس  رییغت  .دهد  یم رییغت  زین  ار   SMN2 نیئتورپ حطس 

حیضوت ار  هدش  هدهاشم  مئلاع  زا  یخرب  دناوت  یم  هک  دنک ، لتخم  ار  یبصع  یاه  لولس  طسوت  هدش  ماجنا  هدیچیپ 
.دهد

نامرد یبناج  هضراع  کی  ناونع  هب  باصعا  تیمس  هک  دنک  یم  ناشنرطاخ  دوخ  هیملاعا  رد  سیتراون  عقاو ، رد 
یوق ینمیا  تراظن  یاه  هیور  اهنآ  هک  تسا  لیلد  نیمه  هب  دوش ، یم  هدید  یناویح  تاعلاطم  زا  یخرب  رد  ملاپانارب 

تحت ملاپانارب  اب  هک   SMA هب لاتبم  ناکدوک  هک  تساجنیا  بلاج  .دنا  ¬ هدناجنگ  VIBRANT-HD ییامزآراک رد  ار 
ینیب شوخ زونه  هک  تسا  لیلد  نیمه  هب  دنشاب ، هتشاد  ار  مئلاع  نیا  دسر  یمن رظن  هب  دنریگ ، یم رارق  نامرد 

هیزجت و یروآ و  عمج اب  .دوش  یمن تابثا  نوتگنیتناه  نارامیب  رد  لکشم  کی  ناونع  هب  قافتا  نیا  هک  دراد  دوجو 
.تخومآ میهاوخ  رتشیب  قافتا  نیا  لیلد  هرابرد  ًلاامتحا  ییامزآراک ، زا  یرتشیب  یاه  هداد لیلحت 

نامرد یارب  لاصتا  هدننک  لیدعت  یاهوراد  ریاس  یارب  نیا 
؟ دراد ییانعم  هچ  نوتگنیتناه 
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PIVOT- مان هب  یرگید  شیامزآ  .دنهد  یم ماجنا  ار  یتاقیقحت  هنیمز  نیا  رد  هک  ( ZLGPDKBddDEeXyN5bAbg
رایسب هک  تسا  هدش  هتخاس   PTC therapeutics طسوت هک  تسا   PTC-518 لاصتا هدننک  لیدعت  شیامزآ  ، HD
هدحتم تلاایا  رد  مان  تبث  هچرگا  تسا ، ماجنا  لاح  رد  ایلارتسا  اپورا و  رد  شیامزآ  نیا  .تسا  ملاپانارب  هب  هیبش 

FDA)  ) هدحتم تلاایا  یتراظن  سناژآ  هب  یفاضا  یاه  هداد  یخرب  هئارا  یارب   PTC اریز تسا  هدش  فقوتم 
صاخ روط  هب   PTC-518 هک دیشاب  هتشاد  هجوت  هک  تسا  مهم  .دنک  یم  راک  ( (https://en.hdbuzz.net/336
هب تبسن  یرترثوم  روط  هب  وراد  نیا  هک  دهدیم  ناشن   PTC یاه هداد  و  تسا ، هدش  یحارط  نوتگنیتناه  یارب 

یلکشم ملاپانارب  یارب  هدش  هدهاشم  یبناج  ضراوع  هک  میراودیما  نیاربانب  دوش ، یم  شخپ  زغم  رد  ملاپانارب 
.مینکیم بسک  یرتشیب  تاعلاطا  ییامزآراک  همادا  اب  .دشابن   PTC-518 یارب

؟ مینکیم بسک  یرتشیب  تاعلاطا  ینامز  هچ 
هگن زور  هب  ییامزآراک ، زا  لصاح  یاه  هداد  لیلحت  هیزجت و  نایرج  رد  ار  هعماج  هک  تسا  هدش  دهعتم  سیتراون 

میروایب تسد  هب   VIBRANT-HD ییامزآراک ای  ملاپانارب  دروم  رد  یرتشیب  تاعلاطا  هکنیا  ضحم  هب  .دراد 
.تشون دهاوخ  یرگید  هلاقم   HDBuzz

دنتسه ییاه  شیامزآ نیرت  هدیچیپ نیرتگرزب و  زا  یخرب  ینیلاب  یاه  شیامزآ دیشاب  هتشاد  رطاخ  هب  هک  تسا  مهم 
هب ار  ام  دیازفا و  یم ام  شناد  هب  ییامزآراک  ره  اما  .میهد  ماجنا  میناوت  یم بوخ ، جیاتن  یارب  ینیمضت  چیه  نودب  هک 
رد هک  نوتگنیتناه  هعماج  راکادف  عاجش و  یاضعا  زا  ام  .دنک  یم رت  کیدزن نوتگنیتناه  نامرد  یارب  ییاهوراد  نتفای 

.میرازگساپس رایسب  دندرک  تکرش  شیامزآ  نیا 

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 

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 

.زغم رد  عیام  زا  رپ  یعیبط  یاهاضف  نطب 
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