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تسا

ياه ييامزآراک ياه  هداد روکینوی )  ) uniQure تکرش یزاسوراد PTC Therapeutics و  تکرش  نئوژ ، رد 21 
نامرد يارب  يدرکيور  ناونع  هب  ار  نيتگنيتناه  شهاک  ود  ره  دنتشاذگ ، کارتشا  هب  ار  دوخ  ¬ی  هطوبرم ينيلاب 

اهنآ زا  مادکره  هک  يياه  هداد يسررب  هب  هلاقم  نيا  رد  .دندرک  شيامزآ  نامرد ، فلتخم  عاونا  اب  اما  نوتگنیتناه ،
.ميزادرپ يم اه  تکرش نیا  يدعب  ياه  ماگ نآ و  ينعم  دنا ، هدرک هئارا 

نيتگنيتناه هدنهد  شهاک  اب  نوتگنیتناه  نامرد 
ينژ .دننکيم  هدافتسا  نوتگنیتناه  کيتنژ  لوصا  زا  نوتگنيتناه  يراميب  نامرد  یارب  روکینوی  درکيور PTC و  ود  ره 
لولس هب  دوشيم  روصت  هک  دوش  يم  ينلاوط  رايسب  ینيئتورپ  ديلوت  هب  رجنم  دوش و  يم  طسبنم  نيتگنيتناه  مان  هب 
یا ¬ ينامرد ياه  شور يور  رب  راک  لاح  رد  يژولونکتويب  يزاسوراد و  تکرش  اه  هد .دناسريم  بيسآ  زغم  ياه 

هب هک  يدرکيور  دنهد ، شهاک  ار  نيتگنيتناه  بويعم  ينلاوط و  نيئتورپ  نیا  نازيم  دننک  يم يعس  هک  دنتسه 
ياه ييامزآراک هک  دنتسه  ليبق  نيا  زا  تکرش  ود  روکینوی  .تسا PTC و  فورعم  نيتگنيتناه ” هدنهد  شهاک  “

.تسا توافتم  ًلاماک  اهنآ  ياهدرکيور  هچرگا  دنراد ، هنيمز  نيا  رد  ماجنا  لاح  رد  ينيلاب 
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دوش زيوجت  یکاروخ  تروص  هب  دناوت  يم  هک  تسا  لاصتا  هدننک  ليدعت  مان  هب  وراد  يعون   PTC-518

؟ ديسر يم  اه  نژ  هب  صرق  کي  فرصم  اب  : PTC
مايپ کي  نيئتورپ ، نژ و  نيب  للاد  ناشفده  دنتسه ، هعسوت  لاح  رد  هک  نيتگنيتناه  هدنهد  شهاک  ياهوراد  رتشيب 
ماجنا ار  هديچيپ  ندنابسچ  شرب و  هلحرم  کي   PTC-518 ینعی  PTC يوراد .تسا  ، RNA مان هب  يکيتنژ  ناسر 

يم ار  فقوت  تملاع  لولس  نيشام  .تسا  هتفرگ  تسد  رد  ار  فقوت  تملاع  للاد  نونکا  هک  يروط  هب  دهد ، يم 
.دهدن همادا  نيئتورپ  تخاس  هب  دريگ  يم  ميمصت  دنيب و 

يم هک  تسا  نيا  شور  نيا  يلصا  يايازم  زا  يکي  دوش و  يم  هتخانش  لاصتا  هدننک  ليدعت  ناونع  هب  وراد  عون  نيا 
يکاروخ  PTC-518 هک ميناد  يم تاناويح ، ياه  هداد ساسا  رب  .درک  فرصم  یکاروخ  تروص  هب  ار  نآ  ناوت 

يحارج اي  تارقف  نوتس  هب  قيرزت  دننام  يمجاهت  ياه  شور نودب  ندب  زغم و  ياه  تمسق زا  يرايسب  هب  دناوت  يم
، دهد يم  رارق  فده  ار  نيتگنيتناه  يلومعم )  ) هدشن طسبنم  هدش و  طسبنم  عون  ود  ره   PTC-518 دسرب. زغم 

.دباي يم  شهاک  وراد  نيا  اب  نامرد  زا  سپ  نيئتورپ  عون  ود  ره  نياربانب 

؟ هشيمه يارب  نيتگنيتناه ، شهاک  يارب  زود  کت  نامرد  : uniQure
هتشون دوخ -  عون  رد  نيلوا  نوتگنیتناه -  نامرد  يارب  روکینوی  درف  هب  رصحنم  درکيور  دروم  رد  راب  نيدنچ  ًلابق  ام 

درکيور .دشخب  دوبهب  اي  دنک  نامرد  ار  يراميب  کي  ات  دنک  يم  داجيا  درف  کيتنژ  رد  يساسا  رييغت  کي  ينامرد  نژ  .ميا 
ار يکيتنژ  ناسرمايپ  لوکلوم  زونه  دنچره  تسا ،  PTC زا توافتم  ًلاماک  ، AMT-130 دوخ ، يوراد  اب  روکينوي 

يلاخ و سوريو  کي  نورد  هک  تسا  رشب  تسد  هتخاس  يکيتنژ  داوم  زا  يا  هعطق   AMT-130 دهديم. رارق  فده 
نيا هک  تسا  نيا  هديا  .دوش  يم  لقتنم  زغم  قيمع  ياه  تمسق  هب  يحارج  قيرط  زا  هدش و  يدنب  هتسب  ررض  يب 

ياه هناخراک دباي و  شرتسگ  يزغم  ياه  لولس زا  يرايسب  رد  ات  دهد  يم هزاجا  نامرد  هب  فرصم  رابکي  شور 
ديلوت زا  دياب  وراد  نيا  .دهد  همادا  هدنيآ  ياه  لاس يارب  يکيتنژ  رهزداپ »  » ديلوت هب  هک  دنک  يزادنا  هار ار  يکچوک 

.دنک يريگولج  دوش ، يم  شدراو   AMT-130 هک يزغم  لولس  ره  رد  نيتگنيتناه  نيئتورپ  هدننک  دیلوت  یکیتنژ  مایپ 

PTC زا يناسر  زور  هب 
PIVOT-HD يارب يروحم 

زور هب  نينچمه  و  ( PTC-518 (https://en.hdbuzz.net/317 ِماجنا لاح  رد  ¬ی  هژورپ نیا  عورش  رد   HDBuzz
اب ههام  ًابيرقت 3  شيامزآ  نيا  .مینک  رورم  دييايب  سپ  داد ، شرازگ  ( https://en.hdbuzz.net/336  ) نآ يناسر 
يزير ¬ همانرب ايلارتسا  اپورا و  اداناک ، هدحتم ، تلاايا  رسارس  رد  ییاه  ¬ لحم رد  هدننک  تکرش  دودح 160  تکرش 

قيرط زا  مرگ ) يليم اي 10  مرگ  يليم  5  ) فلتخم زود  دنچ  اب  ار   PTC-518 اي امنوراد  ناگدننک  تکرش .دوب  هدش 
و نوخ ، رد  نيتگنيتناه  حطس  يبناج ، ضراوع  ينميا ، هب  طوبرم  ياه  يبايزرا يارب  .دندرک  يم تفايرد  يکاروخ 

.دنتفرگیم رارق  ديدزاب  دروم  هعلاطم  ياه  لحم رکفت  ياه  يياناوت  وخ و  قلخ و  تکرح ، هب  طوبرم  ياه  شيامزآ
مان تبث  زاب ” يندوزفا  همانرب   “ کي رد  هک  تشاد  دنهاوخ  ار  هنيزگ  نيا  دندرک ، ليمکت  ار  هعلاطم  نيا  هک  يناسک 
.دنهد يم  همادا  ار  يتاعلاطم  ياهديدزاب  يا  هرود  روط  هب  دننک و  يم  تفايرد  ار   PTC-518 همه نآ  رد  هک  دننک ،

رايسب مئلاع  هک  تسا  هدش  يحارط  يدارفا  يارب  هک  تسا  نيا  شيامزآ  نيا  درف  هب  رصحنم  ياه  هبنج  زا  يکي 
ار دوخ  هنازور  ياه  يياناوت  رد  هدمع  تارييغت  اي  يتکرح  مئلاع  هکنيا  زا  لبق  يتح  ًلاامتحا  دنراد ، ار  نوتگنیتناه  هيلوا 

اب ار  يدارفا  ات  دنهد  شرتسگ  ار  هعلاطم  نيا  دنتفرگ  ميمصت  اهنآ  .درک  ملاعا  ار  رييغت  دنچ   PTC اما .دننک  هبرجت 
 “ ناونع هب  تاقوا  يهاگ  هک  هنازور ، ياهراک  ماجنا  رد  هيلوا  تلاکشم  يريگ و  هزادنا  لباق  يتکرح  مئلاع 

هام هب 12  هام  زا 3  ار  وراد  يشيامزآ  هرود  اهنآ  نيا ، رب  هولاع  .دوش  لماش  دوش ، يم  هتخانش  راکشآ ” نوتگنیتناه 
لاردف يوراد  هرادا  زا  ولج  هب  ور  تکرح  يارب  هيدييأت  تفايرد  رد  ريخأت  ندش ، ينلاوط  نيا  ليلد  هب  .دنداد  شيازفا 
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رد همانرب  قبط  اما  دش ، فقوتم  هدحتم  تلاايا  رد  شيامزآ  يارب  مادختسا  نياربانب  تشاد ، دوجو  هدحتم  تلاايا 
اه هيملاعا  نيا  هرابرد  رتشيب  ( https://en.hdbuzz.net/336  ) ربماون 2022 رد  .تفاي  همادا  رگيد  ياهاج 

.ميتشون

يم شهاک  ار  نيتگنيتناه  حطس   PTC-518 هک دهد  يم  ناشن   PIVOT-HD زا هدش  هتشاذگ  کارتشا  هب  ياه  هداد 
.دهد

لوا و شخب  ياه  هداد  هک  دندرک  ملاعا  تشاذگ ، کارتشا  هب  ار  ییامزآراک  رد  تارييغت  نيا   PTC هک نامز  نامه  رد 
دصق تکرش  کي  هک  ينامز  ديفم : هتکن  .تشاذگ  دنهاوخ  کارتشا  هب  لاس 2023  لوا  همين  رد  ار  هعلاطم  ههام   3

هب ينامز  هرجنپ  نآ  تمسق  نيرخآ  رد  ًلاومعم  دننک ، يم هئارا  صاخ  ينامز  هزاب  کي  رد  ار  رابخا  يارب  ار  دوخ 
نئوژ 2023. رخاوا  دروم ، نيا  رد  دنراذگ -  يم کارتشا 

PIVOT- شيامزآ زا  ار  دوخ  ياه  هتفاي  درک و  رشتنم  ار  يا  هينايب  درک و  رازگرب  ناراذگ  هيامرس  اب  يا  هسلج   PTC
يدارفا رد  نيتگنيتناه  حطس  شهاک  هلحرم  نيا  رد  يديلک  ياه  هتفاي زا  يکي  .تشاذگ  کارتشا  هب  زورما  هب  ات   HD
حطس رد  يرتشيب  شهاک  دندرک ، تفايرد  وراد  زا  يرتلااب  زود  هک  يهورگ  دندرک و  تفايرد   PTC-518 هک دوب 

ره ينعي  تسا ، زود  هب  هتسباو  نيتگنيتناه  حوطس  يور  ريثأت  هک  دهد  يم ناشن  ديدج  رابخا  نيا  .دنتشاد  نيتگنيتناه 
ياه شيامزآ يدعب  لحارم  رد  تسا  نکمم  رگا  نياربانب  تسا ، رتشيب  نآ  ريثأت  دينک ، فرصم  يرتشيب  يوراد  هچ 

.دنک يم کمک  هدنيآ  زود  ياه  يژتارتسا ييامنهار  هب  نيا  دشاب ، هتشاد  حلاصا  هب  زاين  ينيلاب 

تفاي » شهاک  دندرک  تفايرد   PTC-518 هک يدارفا  رد  نيتگنيتناه  حطس  »

تکرش نوخ  ياه  هنومن  رد  ار  نيتگنيتناه  نيئتورپ  لوکلوم  دوخ  مه  يکيتنژ و  مايپ  حطس  مه  ييامزآراک  نيا 
اب وراد  درکلمع  هوحن  ساسا  رب  ام  هک  تشاد  دوجو  رايعم  ود  نيا  نيب  يبوخ  طابترا  .درک  يريگ  هزادنا  ناگدننک 

.دوب هدننک  مرگلد  هتفاي  کي  نيا  نياربانب  ميراد ؛ راظتنا  يکيتنژ  مايپ  نداد  رارق  فده 

دنک تکرح  يزکرم  يبصع  متسيس  تمس  هب  نوخ  زا  دناوتيم   PTC-518
تسا نيا  دنا ، هدش  يحارط  يزغم  تلالاتخا  نامرد  يارب  هک  يکاروخ  ياهوراد  دروم  رد  جيار  ياه  ينارگن  زا  يکي 

هعلاطم ياه  هداد رد  .تسا  راوشد  رايسب  يزکرم  يبصع  متسيس  هب  نوخ  نايرج  زا  اه  لوکلوم  نيا  روبع  هک 
PTC-518 هک داد  ناشن  درک و  يريگ  هزادنا یعاخن  - یزغم عيام  نوخ و  نايرج  رد  ار  وراد  حوطس   PTC هدش ، هئارا

رد وراد  حطس  لداعت  .دنک  يم زاب  تسا ، هدرک  هطاحا  ار  زغم  هک  یعاخن  - یزغم - یزغم عيام  هب  ار  دوخ  هار  ًاعقاو 
وراد ايآ  هکنيا  دروم  رد  يتاعلاطا  هچرگا  تسا ، يبوخ  ربخ  هک  دوب  ربارب  ًابيرقت  یعاخن  - یزغم - یزغم عيام  نوخ و 

PTC دهد. يمن  ام  هب  ريخ ، اي  دسرب  ططخم  مسج  دننام  نوتگنیتناه  یرامیب  رد  زغم  مهم  قطانم  هب  تسا  رداق 
.دسرب دناوتب  تسا  راوديما 

تسا لمحت  لباق  يبوخ  هب   PTC-518 اب نامرد 
ييوراد درک ، شيامزآ  ار  ملاپانارب  هک   Novartis VIBRANT-HD ينيلاب ييامزآراک  زا  هدننک  ديماان  رابخا  لابند  هب 

PIVOT-HD ييامزآراک دننادب  هک  دندوب  قاتشم  همه  .دش  فقوتم  دب  يبناج  ضراوع  ليلد  هب  هک  ، PTC-518 هيبش
.دنک تفرشيپ  ينميا  رظن  زا  تسا  نکمم  هنوگچ 

طبترم يدج  يبناج  هضراع  چيه  هک  داد  ناشن  و  دوب ، هدننک  مرگلد کچوک  هعلاطم  نيا  زا  هدش  هئارا  PTC ياه هداد
دننام  ) دنا هدرک هبرجت  ييامزآراک  رد  ناگدننک  تکرش هک  يئزج  يبناج  هضراع  هنوگ  ره  تسا و  هدادن  خر  نامرد  اب 

هدهاشم دندوب ) هدرک  تفایرد  ار  امنوراد  هک   ) امنوراد هورگ  نامرد و  هورگ  ود  ره  رد  ناسکي  حوطس  رد  دردرس )
.دنتسين طبترم  وراد  دوخ  هب  ضراوع  نیا  هک  دهد  يم  ناشن  امنوراد ، هورگ  .دش 
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تسا راميب  زغم  هک  ينامز   NfL حطس .تسا   NfL مان هب  ينيئتورپ  حطس  زغم ، تملاس  ياه  هناشن  زا  رگيد  يکي 
اب نامز  لوط  رد  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  دارفا  رد   NfL حطس هک  تسا  هدش  تباث  يبوخ  هب  دباي و  يم  شيازفا 

ييامزآراک رد  ناگدننک  تکرش  یعاخن  - یزغم عيام  رد  ار   NfL حوطس  PTC دباي. يم  شيازفا  يراميب  تفرشيپ 
اب هسياقم  رد  دنتفرگ  رارق  نامرد  تحت  وراد  زود  ره  اب  هک  يدارفا  يارب  ار  يکدنا  شهاک  درک و  يريگ  هزادنا 

شهج دهاش  عقاو  رد  نيتگنيتناه  هدنهد  شهاک  ياه  شيامزآ رگيد  اريز  تسا  يبوخ  ربخ  نيا  .درک  هدهاشم  امنوراد 
تسد هب  نامرد  هاتوک  هرود  کي  زا  طقف  دنتسه و  ريغتم  ًاتبسن  اه  هداد لاح ، نيا  اب  .دنا  هدوب  NfL حطس شيازفا  اي 

صخشم زونه  دنريگن ، رارق  نامرد  تحت  يرت  ينلاوط تدم  يارب  يرتشيب  دارفا  هک  ينامز  ات  نياربانب  دنيآ ، يم
.تسا هجوت  لباق  ردقچ  شهاک  نيا  هک  تسين 

روکینوی زا  يناسر  زور  هب 
نونکات  HD-Gene-TRX تاشيامزآ

رب تسا و  هيلوا  لحارم  رد   AMT-130 يلعف ينيلاب  تاشيامزآ  نوتگنیتناه ، ينامرد  نژ  ندوب  دیدج  هب  هجوت  اب 
اب رفن  دودح 40  اهنت  اپورا ، اکيرمآ و  هدحتم  تلاايا  رد  کچوک  ييامزآراک  نيدنچ  رد  .تسا  زکرمتم  ينميا  نيمضت 

.اپورا رد  رفن  اکيرمآ و 15  هدحتم  تلاايا  رد  رفن   26 دنا ، هتفرگ رارق  يحارج  لمع  تحت  نوتگنیتناه  هيلوا  مئلاع 

دوش يم  ماجنا  زغم  يحارج  طسوت  هک  تسا  تاش  کي  ينامرد  نژ  کي   AMT-130

يگتخاس ياه  يحارج اه  نآ زا  يمک  دادعت  .دوش  يم  شيامزآ  ييامزآراک  نيا  رد   AMT-130 يلااب نيياپ و  زود 
زا سپ  هتفه  دنچ  ات  ناگدننک  تکرش لرتنک .)  ) هسياقم هورگ  ناونع  هب  دوش ، هداد  ليوحت  ييوراد  هکنيا  نودب  دندوب ،

تقد هب  لاس  ات 5  رتمک  ياه  تيزيو اب  لاس  کي  تدم  هب  سپس  دنريگ و  يم رارق  رظن  تحت  رايسب  تقد  اب  يحارج 
يبايزرا و  باصعا ، تانياعم  لماک ، نوخ  شيامزآ  هعلاطم و  ياه  تيزيو  يارب  اهنآ  .دنريگ  يم رارق  رظن  تحت 

.دنور يم  تکرح  رکفت و  ياه  تست  دننام  دوخ ، نوتگنیتناه 

زا ( https://en.hdbuzz.net/327  ) تشاذگ کارتشا  هب  ار  هيلوا  ياه  هداد يخرب  روکینوی  هتشذگ 2022 ، نئوژ 
حوطس و  دندرکن ، هدهاشم  ار  يا  هدمع ينميا  لکشم  چيه  اهنآ  نيياپ -  زود  هورگ  رد  رفن  هد  زا  هورگ  نيلوا 

.تشاد يلوزن  دنور  اما  دوب ، يريگ  هزادنا  لباق  کچوک  رايسب  هورگ  کي  رد  طقف  هچرگا  نيتگنيتناه ،
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هب رجنم  هک  لااب ، زود  اب  يحارج  لمع  لابند 3  هب  کانرطخ  يبصع  يبناج  ضراوع  زا  يخرب  توا ، هام  رد  سپس ،
لح ناگدننک  تکرش همه  يارب  تلاکشم  نيا  (. https://en.hdbuzz.net/329  ) دش شرازگ  دش  هاتوک  ثکم  کي 

دنوش ماجنا  هرابود  يفاضا  تراظن  اب  دنناوت  يم ديدج  ياه  يحارج ربماون  هام  رد  هک  يروط  هب  دش ،
(. https://en.hdbuzz.net/337)

ميتخومآ  AMT-130 دروم رد  زورما  هچنآ 
ميتسه  AMT-130 ماجنا لاح  رد  ییامزآراک  دروم  رد  روکینوی  زا  يرتشيب  ياه  هداد رظتنم  ام  هتشذگ ، ربماون  زا 

زا لاس  کي  مک و  زود  اب  يرفن  هد  هورگ  نيلوا  زا  هداد  لاس  ود  لماش  هخسن  نيا  .دوش  يم ينيب  شيپ نئوژ  رد  هک 
.تسا يياکيرمآ  هدننک  تکرش  هدزناش  زا  لااب  زود  اب  مود  هورگ  ياه  هداد 

وراد ليوحت  نامز  ات  يحارج  لمع  زا  سپ  هک   NfL شيازفا دسر  يم  رظن  هب  هک  تسا  نيا  روکینوی  زا  بوخ  ربخ 
رد رييغت  .دوش  يمن  هدهاشم  يرگيد  شيازفا  چيه  ددرگ و  يم  زاب  هيلوا  تلاح  هب  هام  دودح 18  ات  دهد  يم  خر 

زغم لک  مجح  رد  يراد  ينعم  رييغت  چيه  .تسين  صخشم  زونه  تدمدنلب  رد  لرتنک  هورگ  اب  هسياقم  رد   NfL حوطس
.تسا یبوخ  ربخ  هک  دشن  هدهاشم 

شرازگ نيا  .درک  شرازگ  ار  نامرد  تحت  ناراميب  رد  هدش  ماجنا  يريگ  هزادنا  نيدنچ  روکینوی  مئلاع ، رظن  زا 
یتکرح زایتما  هک  دريگ  يم رب  رد  ار  دارفا  یتکرح  ياه  هبنج زا  يرايسب  هک  دوش  يم اه  يبايزرا زا  يا  هعومجم لماش 

AMT- اب نامرد  تحت  ناراميب  تاکرح ، رد  تارييغت  نيا  راظتنا  دروم  ريسم  اب  هسياقم  رد  .دوش  يم هديمان  لک 
.دندرک لمع  رتهب  يمک  هام  يط 18  رد   130

رظن هب  .دريگ  ¬ يم رب  رد  ار  هرمزور  يگدنز  رد  دارفا  فياظو  ماجنا  هوحن  لک ، يدرکلمع  تيفرظ  مان  هب  يرايعم 
فطع طاقن  لماش  هک  دنهد ، يم  ناشن  ار  يريگ  هزادنا  نيا  تيبثت   AMT-130 اب نامرد  تحت  ناراميب  دسر  يم 
يمسر ياه  نومزآ  دسر  يم  رظن  هب  نآ ، اب  قباطم  .تسا  هريغ  هناخ و  يلام  روما  ماجنا  يياناوت  راک ، همادا  دننام 

تباث و نوتگنیتناه  ناراميب  يارب  راظتنا  دروم  ريسم  اب  هسياقم  رد  زين  ريذپ  فاطعنا  رکفت  يارب  دارفا  يياناوت 
.تسا هدنام  رادیاپ 

اهنآ هک  يماگنه  .تسا  هدننک  جيگ  يمک  روکینوی  طسوت  هدش  هتشاذگ  کارتشا  هب  ياه  هداد  زا  يخرب  لاح ، نيا  اب 
رد اما  تفاي  شهاک  نيياپ  زود  هورگ  رد  نازيم  نيا  دندرک ، يسررب  یعاخن  - یزغم عيام  رد  ار  نيتگنيتناه  حوطس 

هداد رد  للاتخا  هعومجم  دوجو  ليلد  هب  دناوت  يم  نيا  .تفاي  شيازفا  يهورگ  ياه  نيگنايم يسررب  اب  لااب  زود  هورگ 
اما دشاب ، نيتگنيتناه  حطس  يريگ  هزادنا  رد  ينف  تلاکشم  زا  يخرب  دياش  اي  ناگدننک ، تکرش  زا  يمک  دادعت  رد 

.تسين صخشم  زونه 

تيفرظ رد  تيبثت  يدح  ات  دسر  يم  رظن  هب   AMT-130 اب نامرد  تحت  ناراميب  »
دنهد » يم  ناشن  ار  لک  يدرکلمع 

کي ريگرد  هنيمز  نيا  رد  ام  و  تسا ، مزلا  رايسب  طايتحا  نيا  ، AMT-130 دروم رد  ًاصوصخم  هک  تسا  رکذ  ناياش 
هتشاد  AMT-130 اب نامرد  تحت  دارفا  زا  يرتشيب  دادعت  ميهاوخ  يم  ام  فرط ، کي  زا  .ميتسه  راوشد  فاکش 

داي هب  اما  .مينک  هدهاشم  ار  اه  هژوس  يور  رب  هدش  ماجنا  ياه  يريگ  هزادنا  رد  يوق  تارييغت  ميناوتب  ات  ميشاب 
، نياربانب درک ! شوماخ  ار  نآ  ناوت  يمن  هک  تسا  يسوريو  اب  ديدج  رايسب  ينامرد  نژ  کي  نيا  ديشاب ، هتشاد 

، راميب ينميا  يوق و  ياه  هداد ديلوت  يارب  دارفا  يفاک  دادعت  مان  تبث  نيب  دياب  هدننک  ميظنت دارفا  روکینوی و  تکرش 
.دننک يط  ار  یراوشد  ریسم 

دیآ ¬ یم همادا  رد  هچنآ  يياهن و  طخ 
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نیتگنیتناه هدنهد  شهاک  ياه  نامرد هک  رگيد  ياه  تکرش يوس  زا  هدننکديماان  يشيامزآ  جياتن  زا  يرايسب  لابند  هب 
.تسا هدننک  مرگلد توافتم  درکيور  ود  زا  تفرشيپ  نديد  دننک ، يم شيامزآ  کينيلک  رد  ار 

وراد نيا  دسر  يم  رظن  هب  هک  دهد  يم  ناشن  تسا و  هدننک  مرگلد  يلک  روط  هب   PTC طسوت هدش  هئارا  ياه  هداد 
نيا هب  هجوت  .دنک  يم  راک  يبناج  ضراوع  لقادح  اب  هدش ، هتفرگ  رظن  رد  هک  روطنامه  نيتگنيتناه ، حطس  شهاک  رد 

نيا رد  رفن  اهنت 22  هب  طوبرم  ياه  هداد تسا -  کچوک  رايسب  رضاح  لاح  رد  شيامزآ  نيا  هک  تسا  مهم  هتکن 
رتگرزب هورگ  کي  اب  هعلاطم  کي  رد  تسا  نکمم  اه  هتفاي  نيا  هنوگچ  هکنيا  .تسا  هدش  شرازگ  صاخ  يناسرزور  هب
دنک اي  فقوت  هب  رجنم  نيتگنيتناه  هدش  هدهاشم  شهاک  ايآ  هک  ميناد  يمن  زونه  ام  نينچمه  .ديد  دياب  دنک ، رييغت 

ياه هداد زا  هک  تشاد  راهظا  يناسرزور  هب نيا  رد   PTC ريخ. اي  دوش  يم  نوتگنیتناه  هب  لاتبم  دارفا  رد  مئلاع  ندش 
هعلاطم یاه  لحم  رد  يشيامزآ  مان  تبث ددجم  عورش  يارب   FDA هب للادتسا  يارب  يناسرزور  هب نيا  رد  هدش  هئارا
یاه لحم  رد  مان  تبث  هب  نونکا  نينچمه  اهنآ  .درک  دهاوخ  هدافتسا  دوب ، هدش  فقوتم  ًلابق  هک  هدحتم  تلاايا  رد 

.داد دنهاوخ  همادا  دوخ  يياپورا 

دروم رد  بلغا  نيا  .دنتسين  حضاو  ًاتحارص  نینچمه  اما  دنتسين ، هدننک  درسلد  ًاموزل  روکینوی  ياه  هداد  هک  يلاح  رد 
يسررب يارب  شلات  نياربانب  تسا ، دايز  ناگدننک  تکرش نيب  عونت  نآ  رد  هک  دتفا  يم قافتا  کچوک  ياه  ييامزآراک

رد دوخ  يشيامزآ  مادختسا  هب  دراد  دصق  روکینوی  .دشاب  زيگنارب  شلاچ دناوت  يم دراد  يبولطم  رثا  وراد  کي  ايآ  هکنيا 
هک درک  دهاوخ  يسررب  نامزمه  ار  اهديئورتسا  نامرد AMT-130 و  يلوا  هک  دهد ، همادا  اپورا  هدحتم و  تلاايا 

.دباي شهاک  دنا  هديد وراد  نيا  اب  هک  يبناج  ضراوع  زا  يخرب  ميراوديما 

.تشاذگ ميهاوخ  نايرج  رد  اه  هنيمز  مامت  رد  ار  امش  زیچ  همه  تفرشیپ  اب 

روکینوی و هلمج  زا  يزاسوراد  ياه  تکرش  اب  هک  دنک  يم  راک  اکيرمآ  نوتگنيتناه  يراميب  نمجنا  رد  سکاف  اروئل 
يارب يعفانم  داضت  چيه  لوراک  فج  گنيدراه و  لچير  .دراد  تاعلاطا  ياشفا  مدع  ياهدادرارق  طباور و   PTC

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

همان هژاو 
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 

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