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CRISPR-Cas9� DNA�� ��� ��� ���� ����� ���� ��� �� ���
��. ����� ���� � ���� Huntington ‘s Disease ����� ���� �� �
���� ���� ������. �� ����� CRISPR-Cas9� �� ����� ���
� ������ ���� ����. HD ���� ������ �� �����. ��� �
����� ��� �� ��� �����.*

CRISPR-Cas9� ��� ��� ��
NA� ���� ��� ��� ��� ���� ���� �����. �� �� ���
�� �� ���� � ��� ��� � �� � ��� ����� �� �� �� ��
� ���� ������. DNA� ��� �� ��� ��� ��� ��� �� *��

� ��� ���, �� ��가 � ��� CRISPR-Cas9 ���. ��� ���� � ���, HD
����� CRISPR-Cas9가 HD� ���� ��� ����� ��� � �� 가��� ����
����.

��� �� ��� �� DNA ��가 ����� �����.
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� �� ��� ���� �� � ��가 �� ����, ����� ���� ���, ��� ��
�� ��� ��� ��� ������. �� �� ��� �� �� ��� ��� CRISPR-
Cas9� ��� ���� HD ���� ���� � ��� � �����. � ���� � �� �
�� CRISPR-Cas9� �� ��� � HD ��� ��� ������ �������. � ���
�� ��� ���� �� ����� ��� �� HD ���� HD �� ��� ����� ��
��. CRISPR-Cas9가 ��� �����, HD�� �� � � ���� ���� ���� ���
����.

HD ���: ��� ��
HD� ����� �� �� �가� �� �����. ��� �� ���� �� ��� ����
�� C, G, A � T가 DNA �� ���� �����. � �������� �� (exons)�� ��
� ��� �� (chunks)�� ���� �����. �������� ��� ‘��’�, 3 �� �
������ ��� ‘��’�, ��� ‘��’��, ���� ‘��’��, ��� ��� ��가 ��
�� ����� ��� �� ��� ���� ���� ��� � ����.

HD� ��� �� ��� � ‘��’� ��� �����. HD� ��� �� ���� ��� � �
� ‘��’� ��가 ����. ���� ��� ���� ��� ���� ��� ���� ���
���� ��� ���� ��� ���� ��� ���� ��� ���� ���� ����
� � �� C-A-G ���. CAG �� ��� ��� � ��� �� ���� ���� “����”
��� �� ��� � ��� ����? ��� HD ���� ��� ��� �� ��� ��,
CRISPR-Cas9� �� ��� � �����.

CRISPR-Cas9: ����
���� ���� ������ ������ ����. � �� � ��� ��� ��� ���
� ���� �� ��� �� ����� ��� ���. ��� CRISPR-Cas9가 �� � ���.
� ����� � 가� �� ��가 �����: (1) ** 가�� RNA ** � (2) ** Cas9 **� ���
�� ��. ��� ��가 ����: �� ��� ��� ��� ����� 가�가 ��� ���
����. � ��� ��� ��, ��� �� �� ���� ���� �� �� � �� ���
��� � ����. ��� ������� ���� CRISPR-Cas9 ���: 가�� RNA가 DNA
�� ��� ��� �� ����, Cas9� 가���� �� ��� DNA� �����.

����� ����� �� �� ���� � HD ���� C-A-G �� �� � �� �� Cas9
� ��� �� 가�� RNA� ��� � � ����. �� �� � ����� �� ����� �
��� ��� ����� �� � � ����. ��� ����� CRISPR-Cas9� ���� �
�� ��� �����. . �� �� ���� ����� ��가�� ���� CRISPR-Cas9 �
��� �� ��� �� ��� � �� �� ���� ������. ��� ����� CRISPR-
Cas9� ���� �� ���� �� ��� �� �� ������ �� ������. ��가
��� ��� ���� �� ���� ����� ��가 �� ���� �� ��� �� ���
�� ��� ���.
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�����, �� �� ����� ���� "��� ������.” �� ��� ����� ��
�����. ��� “�"� �� ��� �� �� ��가 �� ���� ��� ���� "���
�����"���. ��� ���가 �� �� �� ��� ����� �� ��� ��� ��
�� � ��� ���� ��� 가�� ����. ��� ������ ��� ��� ���� �
� ��, CRISPR-Cas9� ���� � ����� ���� ���� ��� �����.

���� ��� �� CRISPR-Cas9
� � �� ��� ���� ���� ��� HD ���� �� � � ��� �� ������.
가� ��� ��� Emory University�� ��� Xiao-Jiang Li가 ��� �� HD ���� ��
� �� ��� HD ���� ��� ��가 �� � ��� �� ������. � ����, ��
� C-A-G� ���� �� HD���� �� �� �� �� ���� CRISPR-Cas9� ����
��.

HD ����� CRISPR-Cas9� ���� �� 가�� RNA� Cas9 "가�"� �� ���� ��
�� ��� ����� �� �����. Li� ���� HD �� � ����, ��� ���� �
��� � ��� ��� (striatum)� � ��� ������. � � �, CRISPR-cas9 ����
� �� ��� ���� � ��� HD ���� ������, ��� �� ����� ��가 �
������.

3 �� �, � ��� ��� ��� ��� ��� ���가 �� ��� HD �� �� �����
�� �������. � ���� 가� ���� �� �� ��� ��� �� �� �� ���
����. 9 �� � �� (�� �)��� ��� �� � ��� ��� �����, �� �� �
� ��� ����� ����� �� � � ��� ������.

��� 가가�� ��
HD� 가� ���� ���� � ��� ���� ��� ��� 가�� ���, � �� ��� �
��� �����. ��� CRISPR-Cas9� ���� �� �� ��가 ����. ��� ���
HD ����� ��� �� ��� ��� ��� ��� ����� �� � � �� �����.
Li ��� �� � ��� ����� ���� �� � 가� ��� �����, CRISPR-Cas9�
���� � �� HD ��� ��� ��� �� ��� �� ������. �� � � ��� �
��� � ����, ���� ���� ��� �����.

���� HD ��� ��� ��� �� �� �� �� ���� ���� ���� ��� ASO
�� ��� ��� � �����. � ��� HD ���� ���� ��� ��� ���� ��
� ��� ������. ��� �� �� �� ��� ��� ��� �� ���� �����
�� ����� ��� ��� ���� �� �� ��� ����가 �����. ASO ���
���� ��� Roche� Ionis� ��� ��� � �� ��� HD ���� ����� ���
� ��� ��� �� �� ���� ����.

“� ���� 가가� ���� �� �� ��� ��� ��가가 �� �� ������
�. ”
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ASO ��� CRISPR-Cas9 ����� �� ���� ����. ��� �� �� ���� ��
��� ASO ��� ‘���� ���’ �� ‘��� ��’ ����, �� ������ � HD��
� ��� �� ������ ��� ��가 ���� ���가 ��� �����. ���,
CRISPR-Cas9� ���� ��� ��� DNA� ���� ��� ����� �� ���� ��
�� ���. ����� ��� �� �� HD ���가 ���� ��� ��� ��� ��가 �
���. ��� ���� ���� ��� ���� �� ����. �� ��� HD ����� �
� ��� ��� ��� (allele-specific approach)�� ���, ��� ��� ��� �� ��
��� ��� �� ��� ����.

��� �� ��� ��
� ��� �� CRISPR-Cas9 ��� ���� ��� � ��� ���� ��� ������
�. �� Massachusetts General Hospital� ��� �� ����� ��� � 가�� RNA� �
��� �� ��� ��� ��� ��� ������. � 가�� RNA� HD ���� ���
DNA ��� � �� ���� �� �� � �� Cas9 ��� ������. ��� DNA� ��
��� ��� "���” � � �� ��� ��� ���� ��� ����.

����� �� ��� Beverly Davidson� ��� � �� ��� ��� ���� ���� �
��� ����� ���� Cas9� � �� ��� �����. ��� �� �� ��� ���
��� ��� �������. ��� �� ��가�� ��� ���� �� ���� HD ��
�� ���� ����. ��� CRISPR ��� HD ���� ����� ���� �� ��� �
� ���� ���� � ��� �� ��� ��� ���� �� �����.

��� ��� ���� ���
��� ��� ��� ����� � HD� � � ���� �� ��� �����. ���� ��
���� CRISPR� ��� �� ��� ��� ���� ��� ��� ��� �����,
CRISPR-Cas9가 HD����� ���� �� ����� � � 가� ���� ����. ���
� ��� �� ��� ��� �� ��� ��� ����.

1. ** ��� **: Cas9가 ���� ��� ����� ���� �� ���� ���� �� �
�� ��� �� ���. ����� CRISPR� �� ������ �� ���� ��� �
��가 �� � ����.

2. ** �� ��� ���**: HD ���� ���� ���� ���� ��� ���� ���
���� ��� ���. �� �� ��가 � ��� ��� ��� ���� �����.

3. ** �� **: CRISPR-Cas9 ��가 �� �� ��� ��가� ���� HD ���� ����
�. �� ��� 가���� �� ���� ��� �� ���� �� ���� �� ����
�� �� ���� �� ����.

4. ** ��� ��**: HD ���� ��� ���� ���� ���� ��� ��� ����
� ��� ���. ��� ����� ��� �����.

5. ** ���� �� **: HD ���� ���� �� ����� �� �� ���� ���. �
�� ��� ������ �� ��� �����. ��� �� ��� ���� �����
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� � ���� ��� �� �� ��� � � ���.

���� ��� ASO ��� �� �� ��� �� ��� ��� � ���� �� ��가 ��
�. ��� ��� DNA ��� �� � �� ���� ��� 가�� � ��� ��� ��� ��
� � ����. CRISPR-Cas9가 ����� ����� ���� �� ���� �� �����
�가�� ����. ���� ���� � ��� �� ��� ��� ��� ��� �� �� �
� ���� ���� ���� ����� ����.

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

� ��� ���� Jeff Carroll� Ionis Pharmaceuticals (ASO trial)� ���� �� �� ��
� ������. HDBuzz �� ���� Dr. Wild� ���� �� � Ionis / Roche ASO ���
� ������. Dr. Wild, Ionis �� Roche� ��� � ��� �� �� ��� �� ��� �
�� ���� �����. ��� �� ��� �� ��� ��� FAQ� ������...

��� ��� ��� ���� �� ��� ���
CAG �� ���� ��� ���� ���� ��� ��� ��� ��� �� ����

CAG ��� ��
�� ��� ���� � ��� � ��
Exons ��� ���� ��� ��� ���� � �� ���� DNA� �� ��
RNA DNA� ��� �� ���, ���� ��� � ��가 ���� �� ����� ���

� '���'��� �����.
��� ���, ��� � ��� ��� ��� �� ��
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