
یارب  FDA و uniQure ریسم : نیرتعیرس  رد  تکرح 
دنرادیمرب مدق  کرتشم  یریسم  رد  عیرس  دییأت 

یدیلک یاهرایعم  یور  رب  ار   FDA اب ییوسمه   uniQure دش ، هتشاذگ  کارتشا  هب  زورما  هک  یا  یناسرزور هب رد 
.درک ملاعا  نوتگنیتناه  یرامیب  یوراد  عیرس  دییأت  یارب 

 
ربماسد  15

2024 

Dr Sarah و Dr Rachel Harding طسوت

Hernandez

 
Dr Rachel و Dr Sarah Hernandez طسوت هدش  یراتساریو 

Harding
هدش رشتنم  ربماسد 2024  خیرات 10  رد  ادتبا  رد 

تسا  
Dr Ahmad طسوت هدش  همجرت 

Fotoohi

تفایرد  AMT-130 یوراد هرابرد   uniQure تکرش زا  یتراظن  یناسرزور  هب کی  ام  ربماسد 2024 ، خیرات 10  رد 
ملاعا  uniQure هسلج ، نیا  رد  .دنک  یم تفرشیپ  یکینیلک  لحارم  رد  ( HD  ) نوتگنیتناه یرامیب  یارب  هک  میدرک 

لماعریدم اتسوپاک ، تم  .تسا  هدیسر  قفاوت  هب   FDA اب رت  عیرس هیدییات  نتفرگ  یارب  یدیلک  رصانع  رد  هک  درک 
«. دنربب شیپ  نکمم  تعرس  رثکادح  اب  ار   AMT-130  » دنراد دصق  اه  نآ هک  تفگ  همانرب  نیا  هرابرد  ، uniQure
اریز تسا ، هدننکراودیما   HD اب طبترم  یاه  شیامزآ همه  یارب  هکلب   uniQure یارب اهنت  هن  زیگنا  ناجیه ربخ  نیا 

.دنک یم نشور  ار   HD هب نایلاتبم  یارب  رثؤم  یاهوراد  هدشدییات و  یاه  نامرد هب  یبایتسد  ریسم 

یزاسوراد تکرش  طسوت  هک  تسا  نوتگنیتناه  یرامیب  یارب  ینامرد  نژ نیلوا   AMT-130 تسیچ ؟  AMT-130
شهاک یارب  وراد  نیا  ، HD یارب شیامزآ  لاح  رد  یاه  نامرد رگید  دننام  .تسا  هتفای  هعسوت   uniQure یدنله

.تسا هدش  یحارط  زغم  رد  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس 

زا زود  کی  طقف  دارفا  هک  ینعم  نیا  هب  دنک ، یم لمع  هشیمه » یارب  راب  کی   » ینامرد نژ کی  ناونع  هب  AMT-130
دوش و یم یزغم  یاه  لولس دراو  زغم  یحارج  قیرط  زا  وراد  نیا  .دننک  یم تفایرد  یگدنز  لوط  رد  ار  وراد  نیا 

اه لولس هب  نیتگنیتناه  نیئتورپ  دیلوت  شهاک  یارب  صاخ  یکیتنژ  یاه  لمعلاروتسد اب  ار  ررض  یب یسوریو 
.دناسر یم
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نوتگنیتناه یرامیب  یارب   NfL و cUHDRS یاهرایعم ذاختا  .دنتسه  ریسم  کی  رد  هک  دنداد  ناشن   FDA و uniQure
.تسا  HD ینیلاب تاشیامزآ  مامت  یارب  هکلب  ، uniQure یارب اهنت  هن  تفرشیپ  کی 

Juan Cruz Palacio Mir ریوصت : رابتعا 

HD- تسا : ماجنا  لاح  رد   AMT-130 یبایزرا یارب  یکینیلک  شیامزآ  ود  ماجنا  لاح  رد  یکینیلک  شیامزآ  ود 
ار هدننک  تکرش اه 45  شیامزآ نیا  عومجم ، رد  .اپورا  رد   HD-GeneTRX-2 هدحتم و تلاایا  رد   GeneTRX-1
( وراد تفایرد  نودب   ) یشیامن یحارج  ای  نییاپ  زود  لااب ، زود  یاه  هورگ هب  یفداصت  تروص  هب  هک  دنا  هدرک بذج 

.دنا هدش میسقت 

رارق یبایزرا  دروم  یتسیز  یاه  صخاش و  یرامیب ، مئلاع  وراد ، ینمیا  رظن  زا  اه  لاس یط  ناگدننک  تکرش
وراد یلامتحا  تارثا  هرابرد  ییاه  هداد اما  تسا ،  AMT-130 ینمیا نییعت  اه  شیامزآ نیا  یلصا  فده  .دنریگ  یم

.دوش یم یروآ  عمج زین   HD مئلاع رب 

AMT-130 رت عیرس دییات  ریسم  ییاسانش  یارب   FDA اب  uniQure ناتسبات ، تبثم  رابخا  اب  ینیب  شوخ اب  یورشیپ 
.دنک یم ییوج  هفرص وراد  ییاهن  دییات  نامز  زا  لاس  دودح 5  دنیآرف  نیا  .درک  تاقلام 

AMT-  “ دنراد دصق  اهنآ  هک  تفگ  ، uniQure لماع ریدم  اتسوپاک ، تم  همانرب ، نیا  رد  »
دنربب » شیپ  عیرس  ناکما  دح  ات  ار   130

: زا دنترابع   uniQure زورما یناسرزور  هب زا  یدیلک  هتکن  هس 

cUHDRS رایعم زا  هدافتسا  . HD-GeneTRX شیامزآ یلعف  یاه  هداد ساسا  رب  عیرس  دییات  تساوخرد  ناکما 
رد .وراد  یشخبرثا  تابثا  کردم  ناونع  هب یعاخن  عیام  رد   NfL حطس زا  هدافتسا  .یجنایم  صخاش  کی  ناونع  هب

لرتنک هورگ  ناونع  هب یعیبط  هچخیرات  هعلاطم  کی  زا  دناوت  یم  uniQure هک درک  قفاوت   FDA تسرد ریسم 
تسا نکمم   HD-GeneTRX یلعف تاعلاطم  دوب و  دهاوخن  زاین  یدیدج  یکینیلک  شیامزآ  نیاربانب  دنک ، هدافتسا 

.دنشاب دییات  تساوخرد  زا  لبق  ماگ  نیرخآ 

تملاس زا cUHDRS و  هدافتسا  اب  ینیلاب  تفرشیپ  لماش  ثحب  دروم  یدیلک  یاهرایعم  یدرکلمع  یاه  صخاش
.دندوب  NfL حطس یسررب  اب  یزغم  یاه  لولس

 - دهد ماجنا  نایاپ  طخ  رد  ار  نوتگنیتناه  یرامیب  نامرد  دناوت  یم  یزیچ  هچ  هک  داد  حیضوت   FDA راب ، نیلوا  یارب 
.NfL حوطس دوبهب  رد cUHDRS و  تبثم  تارییغت 

Jonathan Borba ریوصت : رابتعا 
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دینک تیزیو  ار   hdbuzz.net رتشیب تاعلاطا  یارب  .تسین  یکشزپ  یاه  هیصوت  عبنم   HDBuzz
تسا هدش  دولناد   https://fa.hdbuzz.net/399 زا تسا —  هدش  داجیا  سرام 2025  خیرات 25  رد 

یارب ییاه  نومزآ لماش  هک  تسا  یرامیب  تفرشیپ  یبایزرا  یارب  ساسح  یرازبا   cUHDRS ینیلاب : تفرشیپ 
.دش هتفریذپ  ینیلاب  مهم  صخاش  کی  ناونع  هب  FDA طسوت رایعم  نیا  .تسا  هظفاح  هجوت و  تکرح ، لرتنک 

FDA طسوت راب  نیلوا  یارب  یزغم ، یاه  لولس تملاس  صخاش  ناونع  هب ، NfL حطس یزغم : یاه  لولس تملاس 
.تسا یزغم  یاه  لولس تملاس  دوبهب  هناشن   NfL حطس شهاک  .دش  هتفریذپ 

اپورا ییوراد  نامزاس  اب FDA و  لیاوا 2025  ات  تسا  هدرک  یزیر  همانرب  uniQure نایاپ طخ  تمس  هب  تفرشیپ 
یارب عیرس  دییات  تفایرد  اه  نآ فده  .دنک  رشتنم  دوخ  یاه  شیامزآ زا  یدیدج  یاه  هداد دنک و  تاقلام  ( EMA)

لاس ًاعطق  لاس 2025  .دنک  یم راومه  ییوراد  یاه  تکرش رگید  یارب  ار  هار  اه  نآ تفرشیپ  تسا و   AMT-130
! دوب دهاوخ  یگرزب 

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 

نامرد ینامرد 
زغم تملاس  رکرامویب   NfL

ار بلاطم  همه  ات  میتسه  شلات  رد  ام  .تسا  هدش  هداد  شیامن  یلصا  نابز  هب  ریز  رد  .تسا  هدشن  همجرت  زونه  هحفص  نیا  یاه  نتم  زا  یخرب 
.مینک همجرت  تقو  عرسا  رد 
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