
1

ASO ��� ��� �� ��� ���� ��
� �� ������ �������!
Ionis� Roche���� ��� ��! HTTRx ��� ����� ��� ��� ���� ��
��� �����.

��� Dr Jeff Carroll 2017� 12� 18� (�) Dr Tamara Maiuri� �� �� � 

Prof Wooseok Im� �� ��� 2017� 12� 11� (�)� ���

993 �� HD ���가 ��� � �� Huntington ‘s disease�� 가� � ��� � ��
가 � ���� ���� �� ��� Ionis� Roche가 IONIS-HTTRx�� ��� ����
����� �� ��� ���가 ���� �� ����� ���� huntingtin� ���

� �����.

huntingtin ��� �� �� ����?
����� �� 가� ��가 � ���� ��� ��� (huntingtin-lowering)  �����.
Gene silencing���� ��� �� ��� �� ���, huntingtin-lowering��� �� ��
� ��� ��� � ���.

Ionis ����� �� ���� 1/2� ����� �� Roche�� IONIS-HTTRx ����� ��
���.

�� ���� HD ���� ��� �� 가�� ����. ��� ����� ���� ��� �
� ��� ������ � ����. HD가 ���� �� �����, � � ��� HD ��� �
�� �� ��� ���� ��� ���.

DNA� ��� � ����� ���� �� � *C-A-G *가 ���� ��� HD ��� �� ��
�� ��� ����. ����� ���� �� ���� � 20 ��� 가�� �� ��, HD�
���� �� ��� ����� 40� ��� CAG ��� 가�� ����.
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�� � ���� ���� ��� ���� �� ���� ���� �����. ��가 �� ��
�� � ��� � �, DNA � ��� RNA�� �� �� ��� � ���� ��� �� ���
��� ��� ���. ����� � ��� ���� ��� RNA�� ����, DNA��� �
� �� ��� �� ����� � ���� ��� ���� ��� �� �����.

��� ��가 HD ���� ��� �� � �� ��� ���� �� � ��� �� �����.
- ���� DNA�� ���� ����� �� �� �� RNA� �����. �����, ���
� RNA ���� huntingtin ���� ��� ���� �����.

���� HD ��가 HD� 가� ���� � ��가 ����� ���� ��� ��� �� ��
� ���가 �� huntingtin ��� ����� �� �����. ��� ��가 ��� ����
��� HD� 가� �� ���� �� ���� ��� ��� �� ���� � HD ���� 가
�� ��� ����. ��� ���� HD ���가 ��� ��� ��� �� � �� ����
�� �����.

�� �� � �� ��� ��� ��� ������ �� ���� ����� ���� �� �
� ���� ��������. ���� ��� ������� �� ��� �� � �� ��
�� ����. � �� ��, �� CRISPR/Cas9� �� �� �� ��� �� � � �� ���
� �������.

���� �� ���� ��� ��� ����� huntingtin ��� �� �� � ��� ���
� ����� ���. �� ������ ��� ��� �� ��� ���� ����� ���
���� ����� HD�� ��� ����� ��� �� ��� ��� �� �� �� ��
���.

�� ����� ���� ��� �� ���, �� ���� ����� ���� �� ��� �
� ����. ����� ���� ��� ���� �� ����.

��: � �� � ����� ��� ��� ��
�?
���� ���� ��� ��� �� � 가� ��� ��� ���� ��� ������ �
� ASOs���. ��� ��� ���� ��� � �� ����� ��� �� DNA���. �
� ��� �� �� �� ��� �� ��� RNA (� ���� huntingtin ���� ��� ��
��� ���� ���)� ���� ��� � ��� ��� ���.

“�� 1/2� ������, IONIS-HTTRx� ���� ��� � �� �� �� ��
�� ���� ��� ���� ��가가 �����. ”

Carlsbad California��� Ionis Pharmaceuticals� �� � �� ��� ��� �� ASO� �
� �����. � � � ��� ���� ��� ��� ���� ��� ��� HD �� ���
����� �� �� ��� HD ��� ��� 가� ��� ���� �� ��� �� �� ��
���.
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��� Ionis� �� �� ��(SMA)�� ��� � �� � ��� �� ASO��� ��� ��
� ������. �� ASO가 ��� ��� ��� ���� ���� ��� ��� ��� �
� � � ��� ��� ���� ����� ����� ��� ��� 가�� �� ���� ��
� �����.

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

�� Ionis� SMA ��� ��, EU � �� �� �가�� ������ �� � �� SMA ���
�� ���� ����.

�� HD� ����?
Ionis� 2000 �� ���� ��� ���� �� � 가� �� �� ��� �� 가�� ���
� ��� ������ (ASOs)� �� ��� �����. ��� �� �� ��� �����
��, ��� ��� �� ���� �� ����� 가������. 2013��� ���� Roche
가 Ionis�� �� �� ��� HD � ASO �� IONIS-HTT Rx ��� ������ �����
��. �� �� Roche� Huntington’s disease� ��� ��� � �� �� ��� ��� ��
�����.

2015 � 7 � Huntington ’s disease� �� 가� �� ��� �� ��� �������. ��
� ��� ��� ��� �� ��� ASO가 ��� HD ���� ����� ��� ���� �
�� ����� ��� ���� ��� ������ �������. ��� � ��� ���
� �� �� �� ����� �� ��� �� �� ����. (204)

�� �� �� ���� � �� ��� �� ���� �� ��� ���� ��� ����. �
� �� ���� �� ���� ���� ����� ���� � ��� �� ���� ��� �
� ���� ����. �� ��� �� Ionis� Roche� �� �� ��� � ��� ���� �
��� ��� ��� ��� �����.

��� ����� ��, ��� � ���� �� HD ��� �� 46 �� ���� ������
�. � ��� 2015 � 7 �� ���� 2017 � 11 �� �� ����� �� �� ���� ��
��� �� �����.

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

��, � ��� ** ��** ��� ������. � �가� � ��� �� ��� ���� ���
�� ��� �����. ��� �� ��� ����� ��� �� �����. �� ����
��� ��가 ��� ��가 �� �� ��� ��� ��� � �����?

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

��� �����?
12 � 11 � ���, Ionis� IONIS-HTTRx� �� � �� ��� �� ��� ���� �� ��
� ������. ��� “Ionis ���� Huntington ’s disease ��� �� ���� 1/2� ��
��� ��� IONIS-HTTRx � ������ ��� �가���” ��� � “���� ��� �
��� ���� ��� ��� ���” �� ������.

HD Buzz ��� � �� �� ��� ��� � ��� �� ��� ��� �� ��� ����
� �� ���� �� � ��� �� � ����. ��� � ���� ����� � �����
��� � 가� ��� ���� ���.

��� – ��. Ionis� Roche�� ������ ��� ���� ��� ��� �� �� ���
� ����� �������. ��� �� ���� Ionis� 1 � / 2 � ���� ��� IONIS-
HTTRx� ���� ��� ����� ���� ��� ����� ������. �� �가��
�� ��� ��� ��가 ��� �� ����� HD�� ��� ���� �����, �� �
��� ��� � ����.
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�가� ���� � �� � ��� �� ��� IONIS-HTTRx가 HD ���� ��� ��� ��
� �� ����� �� �� ��� ����� �� ���� ������. ��� ���� �
�� ��� � ��� �� �� ��� ����� �� ��� �� �� ��� ���� ��
���� ����.

�� � ��� ����, � ��� 4 �� ��� ��� �����. ��� HD �� ��가��
�� ���� �� �� �����. IONIS-HTTRx가 ���� ��� ������ �� 4��
�� ��� ��� ��� ��� � ��� ��가 �� ���� �� ����� �� ���
����.

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

��� ���� huntingtin ��� ��� ������ �� � � ��� �������. HD�
���� �� � ��가 ����� �� ��� � ��� � ��� ���� � ���� ��
����� �����.

“�� ��� �� IONIS-HTTRx가가 ��� ��� ��� ���� ���� �� �
� ��� ����� �� ���� ���. ”

IONIS-HTTRx� �� huntingtin ���� ��� ����� ��� � ���� huntingtin �
��� �� ��� ����, ���� � ��� ��� ��� ��� �� ����� ���
� � �� �� �����. ��� �� �� �� �� ������ huntingtin ���� ��
� ����� �� ���.

Ionis가 �� ��� �� � 가� ���� ��� ��� ����: “½ � ���� IONIS-
HTTRx� ���� ����� ��� ��� (�� ���) ���� ���� � �� ����
� �� �������.” Ionis� �� ���� �����(Frank Bennett)� ��� ��� �
��� ���� ���� �����. �, IONIS-HTTRx� ���� ��� ������
huntingtin ���� ��� �� ����, ��� ��� ��� ����� �����.

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

�� ��� �����!
��� � ���� HD ����� �� ���� 가�� ����� ��� ���� ��� �
가��� ��� ��� ������ ���� ���. ��� �� Roche�� �� � ����
�� � ��� ���� �� �� �� ��� Ionis��� ���� ���. ��� ��� ��
��� ���, ��� �� � ��� �� �����.

��, ��� HD ��� �� ��� ��� � � �� ��� ��� �� ��� ��� � ��
��� 가�� ���. � � �� ��� ��� 가�� �� ���� HD ��� ���� � �
�� ��가 ���� � �� ��� � ����.
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� ��� ��� ����� �� ��� ��� ���� ���� �� ����. Sarah Tabrizi
��� �� �� ���� “IONIS-HTTRx가 �� ��� ����� �� �� ������ �
�� ���� �� ����� �����. Roche�가 �� ��� firm-opt-in� ��� ���
�� ��� ���� ��� �� � � �� ��� �����. ��� �� ��� ���� �
HDBuzz�� �� ��� �� � �� � ���.

��� HD ������ ���� ��� 2018 ��� �� �� ��� ��� ��� � ���
�����. ���� ��� ���� HD ���� ��� ��� �� ��� � �� ��� �
�� �� ������. ��� �� ����� �� � ���� ��� HD ��� ��� � �
���� � � ����. �� ��� ��� ������� ����� �� ��� ���� �
��� ���� �� �� ���� ���. ��� ��� ���� ��� ���� � ���
�� � � �� �����. �� ��가 ��� � �� ��� ����� ������ ���
��.

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

HDBuzz� �� ���� Ed Wild� Ionis HTTRx ����� ����� Ionis� Roche� ��
����� �����. ��� � �� Jeff Carroll� � ����. Jeff� ��� ���� Ionis
� �� ������ �� ������ ���� �����. Tamara Maiuri� ��� �� �
�� �� ����. ��� �� ��� �� ��� ��� FAQ� ������...

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

ASOs �� ��� DNA ��� ���� ���� �� ��� ��� �� ��
���� DNA ����� ��� �� ���� ����� ��� ��� ��� ����

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

� '���'��� �����.
�� ��� ���� ���� � ��
�� ���� �� ���� ��� �� ��� ��� ���� �� ���� ��� ��
�� ���� ��� ��� ��� ��� �� 가� �.
�� �� ���� ���� ��� ����� �� ���� ��� ���� �� ��
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	ASO 약물이 헌팅턴 질환 환자의 돌연변이 단백질 수준 감소시키는데 성공하였습니다!
	Ionis와 Roche로부터의 놀라운 소식! HTTRx 약물이 척수액에서 유해한 헌팅틴 단백질을 성공적으로 감소시켰다.
	작성자 Dr Jeff Carroll 2017년 12월 18일 (월) Dr Tamara Maiuri에 의해 편집 됨 Prof Wooseok Im에 의해 번역됨 2017년 12월 11일 (월)에 발표된


	huntingtin 줄이는 것이 어떤 의미일까?
	알림: 이 약물 및 임상시험의 역사는 어떻게 되나요?
	그럼 HD는 어떨까요?
	결과는 어땠을까요?
	아직 끝나지 않았습니다!

