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نیرخآ .دیسر   uniQure زا یتاعوبطم  هینایب  کی  رد  ربماسد  رد 19  یدنیاشوخ  ربخ  تلایطعت ، هب  ندش  کیدزن  اب 
، نیتگنیتناه ی  هدنهد شهاک یشیامزآ  ینامرد  نژ  کی  ، HD-GeneTRX AMT-130 تاعلاطم زا  لصاح  یاه  هداد

نمیا مه  زونه  ریخا  هلاس  دنچ  هتفرگ  تروص  یاه  یسررب  لوط  رد  وراد  نیا  دسر  یم رظن  هب  هک  دهد  یم ناشن 
ناگدننک تکرش دادعت  هک  ییاجنآ  زا  دوجو ، نیا  اب  .تسا  هدشن  هدید  نآ  زا  یدج  ضراوع  رب  ینبم  یدهاوش  تسا و 

یاه هناشن اما  مینک ، یریگ  هجیتن  HD نامرد یارب   AMT-130 یشخبرثا دروم  رد  میناوت  یمن زونه  تسا ، مک  رایسب 
یخرب تیبثت  یارب  یبوخ  یاه  لیسناتپ  یاراد   AMT-130 دهد یم ناشن  هک  دراد  دوجو  یا  هدننکراودیما هیلوا و 

هدنیآ رد  هک  میراودیما  دبای و  همادا  تحار  لایخ  اب  دناوت  یم  شیامزآ  هک  تسا  ینعم  نادب  نیا  .تسا  مئلاع 
.دبایی یرتشیب  شرتسگ 

HD- هب طوبرم  ییامزآراک  رد  جیاتن  نیرت  هزات 
GeneTRX

uniQure طسوت هک   AMT-130 مینک. تبحص   HD یارب ینامرد  نژ  نیلوا  هچخیرات  دروم  رد  دیهد  هزاجا  ادتبا ،
نازیم شهاک  یارب  هک  تسا  یکیتنژ  داوم  اب  هدش  یدنب  هتسب  ررض  یب  سوریو  کی  لماش  تسا  هتفای  هعسوت 

عوضوم نیا  شناد  دروم  رد  رتشیب  یمک  هلاقم 2019  رد  ام  .تسا  هدش  یحارط  زغم  رد  نیتگنیتناه  نیئتورپ 
هب HD-GeneTRX-1 و فورعم   ) یناسنا ینمیا  تاعلاطم  عورش  زا  لبق  ینامرد ، شور  نیا  .میا  هداد  حیضوت 

شیامزآ لماک  روط  هب   HD فلتخم یناویح  یاه  لدم  زا  یرایسب  رد  ادتبا  لاس 2020 ،) رد   HD-GeneTRX-2
یزغم یاه  نطب  هب  موسوم  یعاخن ، یزغم  عیام  زا  رپ  یاهاضف  هب  یحارج  لمع  کی  قیرط  زا   AMT-130 دش.
نیا اب  .دشاب  یم  یزغم  یاه  لولس  رد  نیتگنیتناه  حطس  یمئاد  شهاک  قیرزت  نیا  زا  فده  .دوش  یم  قیرزت 

رد ام  .دنتفرگ  رارق  یحارج  لمع  نیا  تحت  هدننک  تکرش   39 هدحتم ، تلاایا  اپورا و  رد  هعلاطم  ود  رد  ادتبا  شور ،
AMT- اهنآ رثکا  یلک ، روط  هب  .میا  هدرک تبحص  رتشیب  یلبق  هلاقم  رد  هعلاطم  رد  ریگرد  فلتخم  یاه  هورگ دروم 

تفغفایرد ار  وراد  لااب  زود  اب  اهنآ  زا  یخرب  مک و  زود  اب  اهنآ  زا  یخرب  هک  توافت  نیا  اب  دنا ، هدرک  تفایرد  ار   130
زا یخرب  هتبلا  .دنا  هتفرگ  رارق  یحارج  لمع  تحت  لرتنک  هورگ  ناونع  هب  زین  یکدنا  دادعت  نینچمه  .دنا  هدرک 
روطنامه .دنتفرگ  رارقوراد  زا  ییلااب  زود  اب  نامرد  دروم  لاس ، زا 1  سپ  دندوب ، لرتنک  یحارج  هورگ  رد  هک  یدارفا 

هتشاذگ کارتشا  هب  ریسم  لوط  رد  ار  اه  هداد  یا  هرود  تروص  هب   uniQure دندش ، راکشآ  یشیامزآ  جیاتن  هک 
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لاس 2023، طساوا  رد  .تسا  هداد  رارق  ششوپ  تحت  یلبق  تلااقم  رد  ار  اه  شرازگ  نیا   HDBuzz تسا.
نیا شراگن  نامز  رد  رضاح و  لاح  رد  .تشاد  همادا  یمارآ  هب  روهظ  لاح  رد  تبثم  یاه  هداد  یخرب  اب  ییامزآراک 

.دنسر یم رظن  هب  هدننکراودیما  نانچمه  اه  هداد دنا و  هدش یریگیپ  هام  ات 30  ناگدننک  تکرش زا  یخرب  هلاقم ،

ار یا  هدننکراودیما  یاه  هداد  تسا و  تفرشیپ  لاح  رد  هتسویپ  روط  هب   uniQure ینامرد نژ  ینیلاب  تاشیامزآ 
دهد یم  ناشن 

هدش رشتنم  یاه  هداد  نیرخآ 
هب ار  یشیامزآ  یاه  هداد نیرخآراذگ  هیامرس اب  یگنهامه  نمض  درک و  رشتنم  یتاعوبطم  هینایب  کی   uniQure
ریثأت ، AMT-130 ینمیا اب  طبترم  تاعلاطا  ریسفت  لباق  یاه  شخب هب  ار  یربخ  هینایب  نیا  ام  .تشاذگ  کارتشا 

.مینک یم  میسقت  یتسیز  یاهرگناشن  ناگدننک و  تکرش مئلاع  رب  هوقلاب 

ینمیا
طسوت  AMT-130 لمحت نازیم  ینمیا و  شیامزآ  یارب  ًاتدمع  هک  تسا  کچوک  هعلاطم  کی  عقاو  رد  ینمیا  زاف 

رد هعلاطم  فقوت  اب  هک  دراد  دوجو  زغم  گرزب  یحارج  لمع  کی  زا  سپ  یعطق  تارطخ  .تسا  هدش  یحارط  دارفا 
نیا نونکا  باهتلادض ، یاهوراد  زیوجت  یحارج و  زا  سپ  رت  ینلاوط تراظن  اب  اما  میدوب ، نآ  دهاش  هتشذگ  لاس 

ات تملاس  یاهرایعم  ریاس  بلق و  متیر  یتایح ، مئلاع  نوخ ، شیامزآ  نیا ، رب  هولاع  .دنوش  یم لرتنک  رتهب  تارطخ 
دسر یم  رظن  هب  یحارج ، زا  سپ  هام  ات 30  هک  تسا  ینعم  نادب  نیا  یلک ، روط  هب  .دندوب  یعیبط  یدایز  دح 

هناتخبشوخ زین ، رتلااب  یاهزود  دروم  رد  دوش و  یم  لمحت  یبوخ  هب  تسا و  رطخ  یب  نییاپ  زود  رد   AMT-130
.دراد دوجو  رت  کانرطخ  یبناج  ضراوع  تیریدم  یارب  یبوخ  یاه  هنیزگ 
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مئلاع رب  ریثات 
هدشن یحارط  دنک  فقوتم  ای  دنک  ار  مئلاع  دناوت  یم ًاعقاو   AMT-130 ایآ هکنیا  نییعت  یارب  هعلاطم  نیا  هچرگا 

وراد نیا  ایآ  هکنیا  زا  یبوخ  ریوصت  دناوت  یم هک  دراد  دوجو  هعلاطم  نیا  رد  یدایز  ینیلاب  یاه  یریگ هزادنا تسا ،
HD-GeneTRX تاعلاطم یارب  لرتنک  هورگ  هک  ییاجنآ  زا  .دهد  هئارا  ام  هب  ریخ  ای  دهد  رییغت  ار   HD ریس دناوت  یم

هدش یروآ  عمج   TRACK-HD مان هب  یگرزب  هعلاطم  قیرط  زا  هک  ییاه  هداد  زا   uniQure تسا ، کچوک  رایسب 
رد دارفا ، یاه  هداد اب  ار   AMT-130 ناگدننک تفایرد یاه  هداد دنتسناوت  اهنآ  شور ، نیا  اب  .درک  هدافتسا  زین  دوب 

هعلاطم رد  ناگدننک  تکرش  نیا  .دننک  هسیاقم  دندوب ، هدرکن  تفایرد  ار  وراد  هک  هباشم  رایسب  یرامیب  هلحرم 
درکلمع تکرح ، هک  دوب  ییاه  تست لماش  تاعلاطم  نیا  .دندش  یریگیپ  هام  لقادح 30  لوط  رد  زین  یا  هدهاشم 

AMT- یلااب زود  هک  یناسک  هک  تسا  نیا  اجنیا  رد  یلصا  تبثم  هتکن  .درک  یم یریگ  هزادنا ار  رگید  دراوم  هنازور و 
یم ظفح  هام  تدم 18  هب  ار  دوخ  یتکرح  یدرکلمع و  یاه  ییاناوت  دسر  یم  رظن  هب  دنا  هدرک  تفایرد  ار   130

رتهب دنا  هدادن  ماجنا  ار  یحارج  هک   TRACK-HD ناگدننک تکرش  هب  تبسن  تاشیامزآ  مامت  رد  اهنآ  اریز  دننک ،
تکرح و ظفح  زین  ناگدننک  تکرش نیا  دشک و  یم لوط  هام  ات 30  نییاپ  زود  هب  طوبرم  یاه  هداد .دنا  هدرک  لمع 

.دنداد ناشن  اه  یریگ هزادنا زا  یخرب  رد  ار  درکلمع 

دهد یمن هزاجا   uniQure هب زونه  رامآ  دننک و  یم فیصوت  ار  دنور  کی  اه  هداد نیا  زا  یرایسب  دش ، هتفگ  هچنآ  مامت 
.دنک ملاعا  ار  دوخ  یعطق  یریگ  هجیتن  HD مئلاع ندرک  فقوتم  ای  ندرک  دنک  یارب   AMT-130 درکلمع دروم  رد  ات 

هورگ رد  هک  دنراد  دوجو  رفن ) ای 6  طقف 5   ) یمک دارفا  نونک  ات  هکارچ  تسا  دوز  رایسب  یریگ  هجیتن  یارب  نامز 
.دنشاب هدیسر  دوخ  یحارج  لمع  زا  سپ  هام  زرم 30  هب  مک  زود 

تیبثت لیسناتپ  نوتگنیتناه ، یوراد  کی  هک  تسا  راب  نیلوا  نیا  اهرادشه ، دوجو  اب  »
دهد » یم  ناشن  ار  مئلاع 

هزادنا تسا ، هتشاذگ  کارتشا  هب  دوخ  جیاتن  زا   uniQure هک یرگید  مهم  هتکن  اهرکرامویب )  ) یتسیز یاهرگناشن 
زغم یاه  لولس  زا  هک  تسا  ینیئتورپ   NfL تسا. ناگدننک  تکرش  یعاخن  یزغم  عیام  رد  هدش  ماجنا  یاه  یریگ 

یم هدافتسا   HD ییوراد تاعلاطم  رد  نادنمشناد  هک  تسا  یرایعم  نیا  .دوش  یم  دازآ  ندید  بیسآ  ماگنه  رد 
روط هب   NfL حطس زغم ، یحارج  زا  سپ  .دنروآ  تسد  هب  نامرد  ندوب  رضم  ای  دیفم  زا  یرت  حضاو  ریوصت  ات  دننک 

تاقوا یهاگ   ) دندرگرب هیاپ ”  “ ای یعیبط  تلاح  هب  یتدم  زا  سپ  هک  تسا  نیا  دیما  اما  دور ، یم  لااب  رایسب  یعیبط 
هناشن نیا  دوش ، دوخ  هیلوا  حطس  زا  رتمک  یتح   NfL حطس رگا  تیاهن  رد  دشک .) یم  لوط  یدایز  نامز  تدم  نیا 

NfL یاه هداد نیرخآ  .دنک  کمک  زین  زغم  تملاس  ظفح  هب  دناوت  یم  یتح  تسا و  رطخ  یب  وراد  هکنیا  زا  تسا  یا 
رد اما  دراد ، دوجو  یتسیز  رگناشن  نیا  رد  گرزب  کیپ  کی  یحارج ، زا  سپ  هک  دهد  یم ناشن  هعلاطم  نیا  زا  لصاح 

هتشگزاب هیلوا  تلاح  هب  هام  زا 18  سپ  حوطس  دسر  یم رظن  هب  دندرک ، تفایرد   AMT-130 یلااب زود  هک  یهورگ 
کی بوخ و  ینمیا  تملاع  کی  دسر -  یم  هیاپ  حطس  ریز  هب  یگهام  رد 30   NfL حطس مک ، زود  هورگ  رد  .تسا 

هب ینامز  هزاب  نیا  رد  هک  مینک ، دییکات  دیاب  رگید  راب  کی  .زغم  یارب  یلامتحا  یایازم  نداد  ناشن  یارب  لزاپ  زا  هکت 
نیتگنیتناه شهاک  یارب   AMT-130 هک ییاجنآ  زا  .مینک  یم  هاگن  مدرم  زا  یکچوک  رایسب  هورگ  یاه  هداد  دنور 

حوطس یاراد  نامرد  تحت  ناگدننک  تکرش  ایآ  هک  دمهفب  دهاوخ  یم  نینچمه   uniQure تسا ، هدش  یحارط 
هنیمز رد  هکلب  هعلاطم ، نیا  رد  اهنت  هن  رما  نیا  هک  تسا  هدش  تباث  اما  ریخ -  ای  دنتسه  نیتگنیتناه  زا  یرت  نییاپ 

هب رداق  اهنآ  .تسا  راوشد  رایسب  زین  نوتگنیتناه  یرامیب  دوخ  هعلاطم  هنیمز  رد  یتح  نوتگنیتناه و  تاقیقحت  ریاس 
رد نادنمشناد  .دندوبن  هعلاطم  رد  ناگدننک  تکرش  زا  یرایسب  یارب  یعاخن  عیام  زا  دامتعا  لباق  یریگ  هزادنا 

یعاخن عیام  رد  نیتگنیتناه  حوطس  یسررب  ایآ  هک  تسین  صخشم  زونه  هک  دندرک  داهنشیپ  نینچمه   uniQure
هنوگ ره  لاح ، نیا  اب  .ریخ  ای  دسر  یم زغم  هب  ًامیقتسم  هک  تسا  ییوراد  تارثا  یریگ  هزادنا یارب  هار  نیرت  قیقد

یم عومجم  رد  .دراد  یرتشیب  تیمها  یتسیز  رگناشن  کی  یریگ  هزادنا  زا  هشیمه  ینیلاب  مئلاعزا  کیره  دوبهب 
؟ میمهفب ار  یزیچ  هچ  ریخا  یاه  هداد  زا  میناوت 
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هدش یحارط  ییاراک  هن  ینمیا و  شیامزآ  یارب  هعلاطم  نیا  هک  تسا  مهم  هتکن  نیا  یروآدای  همه ، زا  رتمهم 
هداد هعومجم  کی  نینچمه  .تسا  لمحت  لباق  نمیا و  هام  ات 30   AMT-130 هک دسر  یم  رظن  هب  نونک  ات  و  تسا ،

نیا مامت  دوجو  اب  .تسا  هدش  هتفرگ  هناگادج  یا  هدهاشم هعلاطم  کی  زا  هسیاقم  هورگ  تسا و  کچوک  رایسب 
.دراد دوجو   uniQure طسوت هدش  هتشاذگ  کارتشا  هب  یاه  هداد  نیرخآ  دروم  رد  ناجیه  یارب  یلیلد  اهرادشه ،

یم تباث  دهد و  یم  ناشن  ار  یعقاو  تبثم  مئلاع  زا  یا  هعومجم  نوتگنیتناه ، هعلاطم  کی  هک  تسا  راب  نیلوا  نیا 
نارامیب مئلاع  تیبثت  لیسناتپ  دشاب ، لرتنک  لباق  دسر  یم  رظن  هب  هک  یبناج  ضراوع  ینمیا و  اب  وراد  کی  هک  دینک 

هعلاطم زا  هلحرم  نیا  رد  دوب  راودیما   uniQure هک تسا  یزیچ  نامه  نیا  یلک ، روط  هب  .دراد  ار  نوتگنیتنلاه 
یحارط یشخبرثا  شیامزآ  یارب  یرتگرزب  هعلاطم  هک  میراودیما  دراد و  دوجو  ولج  هب  ور  تکرح  یارب  یلیلد  .دنیبب 

رد تسا  دشر  لاح  رد  نانچمه  هک  اه  هداد  زا  مکحم  یا  هعومجم  اما  درادن ، دوجو  یا  هزجعم  چیه  نیاربانب -  .دوش 
رشتنم لاس 2024  طساوا  رد  رگید و  هام  شش  دودح  رد  یرگید  تاعلاطا  میراد  راظتنا  ام  .تسیروادرگ  لاح 

AMT- دننام یا  هقباس  یب  ینامرد  نژ  یارب  تسا و  هتسهآ  یگدنورسشیپ  دنور  اب  یرامیب  کی  نوتگنیتناه  .دوش 
زرط هب  دناوت  یم دیدج  درکیور  کی  ندوب  رثؤم  نمیا و  زا  نانیمطا  .تسا  ینلاوط  یزاب  کی  نیا  ، 130

کارتشا هب  هک  یدیدج  جیاتن  هنوگ  ره  شرازگ  هب  میتسه و  مرگلد  اه  هداد نیرخآ  زا  ام  اما  دشاب ، دنک  یا  هدننکدیماان
ناگدنناوخ همه  یارب  میتسه و  نیب  شوخ  هناطاتحم  ام  لاح ، نیمه  رد  .داد  میهاوخ  همادا  دوش  یم هتشاذگ 

.مینک یم  وزرآ  ار  یملاس  داش و  تلایطعت   HDBuzz

اب هک  دنک  یم  راک  اکیرمآ  نوتگنیتناه  یرامیب  نمجنا  رد  سکاف  اروئل  .درادن  ملاعا  یارب  یداضت  چیه  گنیدراه  لچیر 
هب ام ، یاشفا  یشم  طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا  یارب  .دراد  طابترا  روکینوی  هلمج  زا  یزاسوراد  یاه  تکرش 

...دینک هعجارم  ام  لوادتم  تلااوس 

همان هژاو 
نوتگنیتناه نژ  طسوت  هدش  دیلوت  نیئتورپ  نیتگنیتناه  نیئتورپ 

اهنآ زا  هدرک و  هطاحا  ار  عاخن  زغم و  دوش و  یم  دیلوت  زغم  طسوت  هک  یفافش  عیام  یعاخن  یزغم  عیام 
دنک یم  تظفاحم 

یم هک  زغم -  نکسا  رکفت و  تست  نوخ ، شیامزآ  هلمج  زا  عون -  ره  زا  یشیامزآ  یتسیز  رگناشن 
نکمم یتسیز  یاهرگناشن  .دنک  ینیب  شیپ  ای  یریگ  هزادنا  ار  نوتگنیتناه  دننام  یرامیب  تفرشیپ  دناوت 

.دننک رتدامتعا  لباق  رت و  عیرس ار  دیدج  یاهوراد  ینیلاب  یاه  شیامزآ تسا 
ای وراد  چیه  اما  دوش ، یم ماجنا  یناسنا  نابلطواد  رد  اه  یریگ هزادنا نآ  رد  هک  یا  هعلاطم یا  هدهاشم 

تسا هدشن  هداد  یشیامزآ  نامرد 
نامرد ینامرد 

ریخ ای  تسا  رثوم  نامرد  کی  ایآ  هکنیا  یارب  یرایعم  ریثات 
.زغم رد  عیام  زا  رپ  یعیبط  یاهاضف  نطب 
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