
یم هئارا   tominersen دروم رد  یناسر  زور  هب   Roche
؟ تسیچ نیتگنیتناه  هدنهد  شهاک  یوراد  نیا  هدنیآ  دهد :

: تسا هداد  هئارا  دوخ  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس  هدنهاک  یوراد  هرابرد  دیدج  تیدپآ  کی  هتفه  نیا  شور  تکرش 
تفای دهاوخ  همادا  تسا و  نما  هعلاطم 

لیروآ 2025   18 

Dr Sarah و Dr Rachel Harding طسوت

Hernandez

 
Dr Ahmad طسوت هدش  همجرت 

Fotoohi 
Dr Tamara طسوت هدش  یراتساریو 

Maiuri
تسا هدش  رشتنم  لیروآ 2025  خیرات 17  رد  ادتبا  رد 

مان هب  نیتگنیتناه  نیئتورپ  حطس  هدنهد  شهاک نامرد  هرابرد  یا  یناسرزور هب ( Roche (Roche تکرش هتفه ، نیا 
«GENERATION HD2  » ینیلاب ییامزآراک  رد  رضاح  لاح  رد  وراد  نیا  داد ؛ هئارا  ( tominersen « ) نسرنیموت »

ییامزآراک نیا  یاه  هداد مامت  مظنم  روط  هب  هک  ( iDMC  ) اه هداد شیاپ  لقتسم  هتیمک  کی  .تسا  شیامزآ  لاح  رد 
نیا یحارط  رییغت  یارب  ییاه  هیصوت هدرک و  رازگرب  ار  دوخ  هدش  یدنب نامز هسلج  ًاریخا  دنک ، یم یسررب  ار 

.تسا هداد  هئارا  هعلاطم 

چیه دراد و  همادا  نانچمه  هعلاطم  مینک : تحار  ار  همه  لایخ  بلطم و  لصا  رس  میورب  میقتسم  هکنیا  یارب 
لمحت یبوخ  هب مه  زونه  نسرنیموت  هک  دسر  یم رظن  هب .درادن  دوجو  ینمیا  رظن  زا  یا  هدمع ینارگن 

رت قیقد دییایب  .دشاب  هاگآ  هعماج  تسا  رتهب  هک  هدش  داجیا  وراد  یهدزود  هوحن  رد  تارییغت  یخرب  اما  دوش ، یم
.مینک یسررب 

هداد رابکی  هام  ات 6  ره 4  هدش و  یزیر  همانرب  بترم و  تروص  هب  شور  تکرش  زا  لقتسم  لاماک  ینمیا  هتیمک  کی 
یسرتسد نآ  هب  زین  تکرش  دوخ  هک  ییاه  هداد  .دننک  یم  یسررب  ار  تکرش  نیا  ینیلاب  ییامزآراک  هب  طوبرم  یاه 

دبای همادا  هعلاطم  هک  دنا  هداد  داهنشیپ  اهنآ  اه ، هداد  نیا  ساسا  رب  .درادن 

؟ دنک یم لمع  هنوگچ  تسیچ و  نسرنیموت  هاتوک –  رورم 
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هتفای هعسوت  ( HD  ) نوتگنیتناه یرامیب  نامرد  یارب   Roche تکرش طسوت  هک  تسا  یشیامزآ  ییوراد  نسرنیموت 
هک دنرب  یم ثرا  هب  ار  نژ  نیا  زا  یا  هخسن  HD هب لاتبم  دارفا  . HTT نژ تسا : یرامیب  هشیر  اب  هلباقم  نآ  فده  و 

نیئتورپ نیا  دیلوت  .دوش  یم  HTT مان هب  صقان  نیئتورپ  یعون  دیلوت  ثعاب  تسا و  نآ  یادتبا  رد  شهج  کی  یاراد 
.دوش یم یرامیب  مئلاع  یجیردت  زورب  هب  رجنم  دنز و  یم بیسآ  یزغم  یاه  لولس هب  ًلاامتحا  بویعم 

.دشاب یم  HTT حطس شهاک  تسا ، یسررب  لاح  رد   HD نامرد یارب  اه  کینیلک رد  نونکا  هک  ییاه  شور زا  یکی 
هباشم یفده  اه  نآ ی  همه اما  دنتسه ، راک  نیا  یارب  یتوافتم  یاه  شور شیامزآ  لاح  رد  فلتخم  یاه  تکرش

دارفا زغم  رد  ار  رضم  نیئتورپ  نیا  حطس  میناوتب  رگا  تسا : هداس  هدیا  .زغم  رد   HTT نیئتورپ رادقم  شهاک  دنراد :
.مینک فقوتم  یتح  ای  دنک  ار  یرامیب  تفرشیپ  دنور  میناوتب  تسا  نکمم  میهد ، شهاک  لاتبم 

یکیتنژ داوم  زا  هاتوک  یاه  هتشر اه  نیا .تسا  ( ASO « ) سنس یتنآ دیتوئلکونوگیلا   » مان هب  نامرد  یعون  نسرنیموت 
یارب اه  لولس هک  ییاه  لمعلاروتسد نامه  دنوش –  یم لصتم  ( mRNA  ) ناسر مایپ  RNA هب هک  دنتسه  یعونصم 
حطس هجیتن  رد  دور و  یم نیب  زا  مایپ  دوش ، رارقرب  لاصتا  نیا  هک  ینامز  .دننک  یم هدافتسا   HTT نیئتورپ تخاس 
، دنهد یمن رییغت  مئاد  روط  هب ار   DNA اه ASO ینامرد ، نژ یاه  شور فلاخرب  .دبای  یم شهاک   HTT نیئتورپ

ناوت یم ضوع ، رد  اما  دراد ، دوجو  ررکم  زیوجت  هب  زاین  هک  ینعی  نیا  .دور  یم نیب  زا  نامز  رذگ  اب  اه  نآ رثا  نیاربانب 
.درک میظنت  زاین  ساسا  رب  ار  یفرصم  زود 

دراد » همادا  هعلاطم  دسر و  یم  رظن  هب  نمیا  نانچمه  نیسرنیموت  »

؟ میدیسر نسرنیموت  اب  هطقن  نیا  هب  روطچ 
یاه هناشن هیلوا  تاعلاطم  .تسا  هدرک  یط  ار  مخو  چیپرپ یریسم   Roche تکرش نسرنیموت  همانرب 

فقوتم لاس ۲۰۲۱  لیاوا  رد  « GENERATION HD1  » مان هب  زاف ۳  هعلاطم  کی  اما  دنداد ، ناشن  یا  هدننکراودیما
.تسا رتشیب  هوقلاب  یایازم  زا  ینمیا  تارطخ  هک  داد  صیخشت   iDMC هتیمک نوچ  دش ،

 – دنیوگ یم  post hoc analysis ای عوقواسپ  لیلحت  نآ  هب  هک  هعلاطم –  نامه  یاه  هداد زا  یدعب  یاه  لیلحت اما 
CAG رارکت دادعت  رت و  فیفخ یرامیب  اب  رت  ناوج دارفا  هژیو  هب ناگدننک ، تکرش زا  یصاخ  یاه  هورگ هک  داد  ناشن 

.دنربب دوس  رتشیب  لصاوف  اب  ای  رت  نییاپ یاهزود  زا  تسا  نکمم  رتمک ،
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دهاوخن هعلاطم  ندش  دنک  هب  رجنم  رابکی  هتفه  ره 16  مرگیلیم  زود 100  هب  نرامیب  مامت  لاقتنا  هب  طوبرم  تارییغت 
دوش لماک  رد 2026  شور  تکرش  ینیلاب  ییامزآراک  هک  میراد  راظتنا  زونه  ام  .دش 

Andrey Grushnikov ریوصت : رابتعا 

ار هاوخلد  جیاتن  لوا  هعلاطم  هکنیا  اب  نیاربانب ، .دوب  دیدج  هعلاطم  کی  ماجنا  اه ، هتفای نیا  تابثا  یارب  هار  نیرتهب 
مان هب  یدیدج  هعلاطم  دوش و  هدنز  نسرنیموت  ددجم  هعلاطم  هب  هقلاع  دش  ثعاب  مهم  فشک  نیا  دادن ،

.دوش زاغآ  « GENERATION HD2»

؟ دوب توافتم  دیدج  هعلاطم  رد  یزیچ  هچ 
، هعلاطم نیا  رد  .تسا  هدیسر  بذج  هلحرم  نایاپ  هب  هدننک  تکرش اب ۳۰۱  نونکا   GENERATION HD2 هعلاطم

ًابیرقت هورگ  هس  هب  ناگدننک  تکرش .دننک  یم تفایرد  زود  هام  زا ۱۶  شیب  یارب  هتفه  ره ۱۶  ناگدننک  تکرش همه 
قیرط زا  مرگ  یلیم زود ۱۰۰  یرگید  و  مرگ ، یلیم زود ۶۰  یکی  وبسلاپ ،)  ) امنوراد یکی  دنا : هدش میسقت  یواسم 

نآ رد  هک  تسا   HD1 یلبق هعلاطم  زا  رتشیب  هلصاف  اب  رتمک و  زود  نیا  (. spinal tap  ) یرمک قیرزت 
.دندرک یم تفایرد  هتفه  ای ۱۶  ره ۸  مرگ  یلیم ناگدننک ۱۲۰  تکرش

زود 60 دیاب  شور  تکرش   iDMC یاه زیلانآ  ساسا  رب  شور  تکرش  هکینا  مهم  ربخ  »
، دهد همادا  ار  هعلاطم  مرگیلیم  زود 100  اب  اهنت  دنک و  فقوتم  ار  نیسرنیموت  مرگیلیم 
تسا » هدش  هدید  زود  نیا  رد  یرتشیب  ینیلاب  دیاوف  هکارچ 

نارگشهوژپ هن  ناگدننک و  تکرش هن  ینعی  تسا –  هدش  یحارط  روکوسود  یفداصت و  تروص  هب هعلاطم  نیا 
هعلاطم ماجنا  رد  یریگوس  شهاک  هب  عوضوم  نیا  .دنک  یم تفایرد  ار  امنوراد  ای  یزود  هچ  یسک  هچ  هک  دنناد  یمن

.دنک یم کمک  اه  هداد لیلحت  هیزجت و  و 
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؟ درک ملاعا  دوخ  یناسرزور  هب نیرخآ  رد  یزیچ  هچ   Roche تکرش
GENERATION HD2 ۲ زاف هعلاطم  رد  نونکات  هک  ییاه  هداد زا  یرورم  هلاقم  کی  ًاریخا   iDMC هتیمک

زا ات  دنک  یم یسررب  ار  اه  هداد هام  ات ۶  ره ۴  هک  تسا  فرط  یب یهورگ   iDMC تسا. هداد  ماجنا  هدمآ  تسد هب
نیا زونه   Roche تکرش نادنمشناد  هک  دینادب  تسا  مهم  .دنک  لصاح  نانیمطا  راک  یملع  یتسرد  ینمیا و 

.تسا لقتسم  ًلاماک  یسررب  نیا  دنا ؛ هدیدن ار  اه  هداد

رب .دراد  همادا  هعلاطم  دسر و  یم رظن  هب  نمیا  نانچمه  نسرنیموت  هک : دوب  نیا  رورم  نیا  بوخ  ربخ 
 – تشادن دنا  هدرک تفایرد  وراد  هک  یدارفا  هب  تبسن  یا  هدمع ینارگن  چیه  هتیمک  هیلوا ، ینمیا و  یاه  هداد ساسا 
رد لاس ۲۰۲۱  رد  نوچ  تسا ، یبوخ  رایسب  ربخ  نیا  .مئلاع  ندش  رتدب  زا  یا  هناشن هن  ینمیا و  دیدج  لکشم  هن 

.دوب هدرک  فقوتم  ینمیا  یاه  ینارگن لیلد  هب  ار   HD1 هعلاطم هتیمک  نیمه  یهباشم ، یسررب 

اب تاعلاطا  یاشفا  مدع  یاهدادرارق  طباور و  هک  دنک  یم  راک  اکیرمآ  نوتگنیتناه  یرامیب  نمجنا  یارب  یرویام  مات 
ام لوادتم  تلااوس  هب  ام ، یاشفا  یشم  طخ  دروم  رد  رتشیب  تاعلاطا  یارب  .دراد  یزاسوراد  یاه  تکرش 

...دینک هعجارم 

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 

هدش رارکت  اهراب  هک  تسا   CAG یلاوت یواح  هک  نوتگنیتناه  نژ  یادتبا  رد   DNA ششک  CAG رارکت
.تسا ینلاوط  یعیبط  ریغ  روط  هب  دنوش  یم  لاتبم  نوتگنیتناه  هب  هک  یدارفا  رد  تسا و 

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 

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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