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���� '��� ��' ��� �� ����
Ionis� hunttingtin ���� ����� HTTRx� ��가 ��� ������ ��� ���
����� ���.

��� Dr Jeff Carroll 2017� 07� 10� (�) Prof Wooseok Im� �� ��� 

Dr Tamara Maiuri� �� �� � 2017� 06� 22� (�)� ���

onis Pharmaceuticals� 2015 � ��� huntingtin-lowering drug (��� ‘��� �� �
�'���� �) � ���� ���� ������. � � �� ����� ��� � 가� �
�� ���� ������. � �� ��� ���� �� ��� ������ '�� ��

����'� �� ���가�� � ����� �� ��� � �����. ���� ����� �
��� � ��� ����� ��� � �����.

��� ���� �� ��� ��
����� ��� '����’ ����� 1993 �� HD ���가 ����� � ����� ��
�� ��� � �� �� � ������.

��� ‘��� ���� (gene silencing)'��� ��� ��� (Huntingtin) ���� ��� �
���� '��� �� (message molecule)'� ����� ��� ������ ���� ���

(mutant huntingtin)� ��� �����

��� '��� ���� (gene silencing)’ ����� ��� ��� (Huntingtin)� ��� ��
��� ����� ‘��� ��'� ����� ��� ������ ���� ��� ��� ��
����.
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�� ���� �� � �� �� ��� 10� �� �����. ��� ��� ���� ����
������ ������ ����� �������. ��� �� ���� ���� ����
� ����� ��� �����- ���� huntingtin� ��. ��� ��� huntingtin � ��
� HD ����� � ��� ��� �������.

� ���� ��� ��� �� '���� ��’ ��� ���� �����. ���� ����
������ ���� ��� ��� ����� ���� ��� ��� ��� ���가 ��
����. � ���� ���� �� ��� ����� ���� �� �����.

��� (Huntingtin)� ��� ��� �� ���� ���� DNA� ��� ��� �����
�. ��� ��� �� ��� ��� ‘��'� ��가 ���� ���� �� ��� �� ���
��� 가�� ����. �� ���� �� ���가 �� ��� ��� ���� ���� ��
� 가� “���� ��”� �� � ����.

��� ���� �� ��가 �� ��� �� �� �� ����� �� ����� ���� �
�� ��� ������ �����. �� ��� ��� ��� ����.

�� �� ��� �� 가� ��� �����. ��� RNA (���가 ����� ��)� ���
�� �� ��� DNA (��� ���가 ����� �)� ������.

��� �� ��� ��. HDBuzz� ��� �� ���� �� ��� �� (gene silencing) �
�� ������. � ��가 ���� ��� ����� ����� ��� ��� 가��� �
�� ����� �� � ����. ��� �� � 'huntingtin� ���’ ���� ��� ���
��. ��� ��� � � ��� �� ‘��� ��’��� ��� ��� ��� � �� ���
���� google� �� �� ��� �� � ��� �� ������.

�� ���� ����
��� � � �� HD� �� ��� ���� ��, ������ ��� � � ��� Isis
Pharmaceuticals�� �����. 2015 � ��� ���� (Ionis)�� �����.

����가 �� ��� “���� ��� �������” �� ASO���. �, ����� ��
� DNA� �� 가���, ��� ��� ������ ����� ��� ����.

��� � 가� ��� �����. ���� ISIS-443139� ���� ���� IONIS-HTTRx �
� HTTRx (huntingtin ���� ���� ��� ��)� Rx (�� ���� �� �� ��� �
��� ��� ��)가 �������. .

“��� �� �� ��� �� ����� ��� ������ �����. ”

“��� �� �� ��� �� ����� �� ����� ��� ��� ����.“

(���� �� : 'Rx'� ��� � � ��� ��� �� � '���-���'�� ���� 가��
� ����).
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�� �� (University College London)� �� �� �� (Sarah Tabrizi) ��� ���� ��
� ���� (Ionis)� �� ��� ���� ���� ��� (huntingtin)� ��� �� ����
� �� ������. �� ���� 1� �� ��� ��� ��가�� � �� ��� �� ��
� ������.

�� ����� �� ��� ���� HTTRx� �� ASO ��� ���� �������. ��
� ��� � �������. ��� ���� ��� ����, �� �� �� ������ �
� ���� �� ����� ���� �����. ���� ��� �� - �� �� �� ��-
� �� ���� ��� ��� 가�� � �� �� �� ���가 HD ��� �� �� ���
���� ���� ��� ��� �����.

��� HTTRx ��� ���� ��� �� �� ��� 가� ��가 �����. ���� ��
�가 �, � ���� �� ���� � 4 � ��� �� �� �� ��� ��� ����.

� ���� ���� ��� ���� �� ��� �� ��� �가�� ����� �� ���
��� �� ��� ��� � ����. � ��� �� �� ��� �����. ���� �� �
� �� ����� �� �가���� � �� �� ������.

��� ��� �� ���� �� ����� Ionis� �� ��� ����� ���� ��� �
���. ���� � 가� ��� ��가 ���� ����. ��, �� ���� ��� ����
���. ��, ��� �� ��� �� �� �� ����� �����.

�� ��� �� ���� ��� ������, � �� �� �����. � ��� ���� “�
��” ��� ���- HD� �� � ASO ��, ���� ���� ������, � ���� �가
가 � � ��� � � ��� ��� ��� �� �� ��� �� � � ��� ����.

�� �� ��� �� ��가�� ����� ��� ���� �� �� ���� ����� �
��� ������ ��� ��� ����. ��� ��� ������ �� ��가 ��� �
� ��� ��� 가� �� ��� ���� ��� ���� �� ���� �� �����. �
� �� ����� 가� �� ��� ��� ��� ���� ���� ��� ��� �� ���
�� � ����, � ���� �� � �� 가� �� ����� � � ����.

�� ��� � : ” 1 � / 2 � �� ��가 ��� ����� ���� IONIS-HTTRx� ��� �
��� ���� � �� ���� ��� �� �����.“.

�� ��� ��� ��� ����. ����� ���� � ��� �� ��� ���� ��
����� ����� ���. � ��� HTTRx가 ����� �� � ��� ��� �����
�� ��� �� ��가 ����� �� �����.
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�� ��� ��� ��� ����. ����� ���� � ��� �� ��� ����� ��
�����. � ��� HTTRx가 ����� ��� ��� ����� �� ���� �� ��가

�� ������ �� �����.

��� ������� Ionis� �� ��� ��� � ��� ���� ��� ��� ���� �
���. "� �� ��"� 2017 � ��� �� ��� �����. ��� �� �� �� ���
���� ��� �� �� ����. ��� ���가 �� �� �� ����, HTTRx �� �
���� hunttingtin ��� ��� ���� �� �� �� ('��� ��'��)가 ���� ��
� �� � ��� �� � ����.

�� �� ����
�� HTTRx ��� ���� ���� 가�� ����. �� ���� �� ��� ���� �
� 4 �� ��� ���� ��� �� ���� ���� ��� �가 �� ���� �� ���
��.

�� �� �� �� (OLE)��� ������ � ����� �가 ��� �� ���, ����
� blinded ���� ���� 가� �� ���� �� �� �����.

���� (Ionis)� ��� �� ���� ��� ��가 ��� �� �� ����� ��� � �
�� �������. � �� ��� �� � ��� ���� ��� ���, OLE� ���� �
��가 �� ������ ���� �� ��� � ��� ���� HTTRx ���� ��� ��
���� ��� �� ���.

��� �� �� ��� �� ����� �� ������ �����. �, ��, ��� � ��
� ��� �� ���� �� � ����. OLE� ��� ��� ���� �� ���� ���
� Ionis� ��� � Roche가 �� ��� ���� � ��� � �� ��� ��� ��� � �
���.

�� ����� ������.
�� �� ����� �� �� �� ��� ��� ������ �� ��� �� ���� ��
���� ����� ����. ��� �� ��� ��� ��� �� ��� �����. ��
�� ��� �가��� ���� ��� 가� �������, �� �� �� �� ���� �
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�� ���� ��� ��� �� ��� ���� ��� ��� �������. ��� ���
���� ���� ��� �� ��� � �� �� �� �����.

��가 ��� �� � ���� ���� ��� ����� ���� �� �� ��� �� ��
���� �� �� �������. �� ��� � ����� ��� ��� �� ��� ��
�� ����. #HDResearchHeroes �� ��� ���� �� ���� ��� ����.

�� ��?
���� (Ionis)� "� ����� �� ��� IONIS-HTTRx� ��� ���� ��� ��� �
�가 � ��� ��� ��� �� � ��� ���� �� �� � �"��� ����.

“���� (Ionis)� "� ����� �� ��� IONIS-HTTRx� ��� ���� �
�� ��� ��가� ��� ��� ��� �� � ��� ���� �� �� �
�"��� ���. ”

�� �� ����� �� � �� ��� ��� �����. �� ��� ��� �� ����
OLE ���� �� � � �� �� � ��� �� ��� �������� �� �� � ���.
�� ���� blinded study � �� �� �가�� �� �� ����� ��가� �� ���
��� ���.

������ �� blinded study� ���� ���� �� �� ������ �� � � ���
�. �� ��� �가� �� �� �� ����� ���� ����.

2017 ���� blinded study ��� �� �� ��� ��� � ����. � ��가 ���� �
� ��� ������ ���� ���� ����. "���� ����” � �� �� ��� �
��� HD 가� ����� �� � �� ��� �����.

��� 2018 � �� HTTRx가 ����� ��� ��� ��� �� �� ��� �� �� ��
� ��� �� ��� ��가 �� �� ����.

���� � ����� HTTRx가 ��� ��� �� � ��� ���� �� ��� �� ��
� �� � � ����. Roche� �� ��� ��� ���� �� �� �� ����� ���
� � �� ��� ��� ��가 ����. �� ��� ��� � � �� � ��� �� � ��
� ���.

���� (Ionis)� ��� ��� � ����� �� ���� IONIS-HTTRx� ���� ���
���� ������ ���� �� ��� ���� ���� HD����� ����� ��
���. ���� � ��� ��� ��� �� � ����. “

���� �� ��가 �� ��� � �� �� ����, 2018 � ��� 2019 � ��� 가� �
�� �����. ��, ��� �, �가 � �� �� ������ �� ���� Ionis� ���
"� ����� �� �� ��� � ����� �� � ��� ��� �� ���� ���
�"��� �����. ��� ��� ���� HDBuzz�� 가� �� ���� � �� ���
�.
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HD� ��� �� 가�� �� ���� ���� ��� ��� ����� ���� �� ��
��. ��� � ��� �� ��� ��� ������ ���. ������ ��� �� ��
�� ���� ��� �� ���� �� �����.

� �� ��� ����� ���� ��� ���� �� ��� �가��� ����� ���
��� �� � ����.

��� ��가 � ��� ����� 가�� �� ����. ��� �� ��� �� ��� ��
� FAQ� ������...

��� ��� ��� ���� �� ��� ���
��� ��� ����� ���� ���� �����. �� ���� HD� IT-15����

��.
��� �� ���� 가�� ��가 ��� ���� �� ��
�� �� ��� ��가 �� ��� ���� ��� �� �����. �� �� ��� ��

��� �� ���� ����.
���� ��� �� ���� ��� ����� ��(�� ��)� ��� ��� �� ��

� ���� ����� �� ���� ��� ���.
���� DNA ����� ��� �� ���� ����� ��� ��� ��� ����

�.
RNA DNA� ��� �� ���, ���� ��� � ��가 ���� �� ����� ���

� '���'��� �����.
�� ��가 ��가 ��� ��� ���� �����

�� ���� �� ���� �����. �� ��� �����. ��� 가�� �� �� ���� ���� �� ���
� ����.
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