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��� ��� ����� �� ��가가�� �
� ��
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��� Professor Ed Wild 2018� 01� 02� (�) Dr Jeff Carroll� �� �� � 

Prof Wooseok Im� �� ��� 2017� 12� 18� (�)� ���

017 � 12 � 11 �� ��� �� ��� ��� University London College� �� ��
� �� ��� � ���� ��� � ���� �� ��� ��� ���� ��� �
���� � �� ���� �������. �� �� (Ed Wild) ��� �� HD ���

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

����가가 ����.
�� �� ���� ��� �� ����. �� �� �� ��� ���� ���� �� � ��
�가 가� ��� ��� �����. �가 가�� � ��� �� ��������. �� HTTRx
����� ��� � ����� ���� ��� ���� Ionis, Roche �� UCL� ����
��� �� ���, HDBuzz� �� ����� � HDA ����� �������. �� � �
�� ��� ��� ���� ���� ��� ���� ���� ��� ���� �����.

“�� IONIS-HTTRx가 ���� huntingtin ���� �� ��� ��� ��� �� �����,
���� ����.”

��� ���: Huntington Study Group
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��: � ��� �� ���� 가가�� �� ��가가� ��� � ����? � �� HD ����
������ �� ���, ��� �� ��� �� �� �� ���� �� ��� ����
���가가�? ��� ���� ���� ����� ��� �� � ����? –
��
��: �� HD� 가가�� �� ����� ��� ���, ��� ��� ���� ��� � �
����? –
��
��: ���� �� IONIS-HTTRx가 ���� huntingtin ���� ���� �� ����� �
�� ��� � ��� ��� ���� �� ������. ����� ��� �� �� ����
��� � �� “���� ���”� ���� ��� ���� �� ����. �� �� ���
HIV � ���� ��� � ��� ��� �� ��� �� �� ���� � �� ���� ��
� �����. �� ��� ��� ����� ���� ��� ���� ��� 가�� �가가�
���.

�� ���� ��가�, ��� HD ��� ��� ��� IONIS-HTTRx ��� ���� ���
��� ��� ��� �� �� ���� ��가 �� ���� �����. ��� ��가 � �
� ���� ����� � ��� ��� � ����. ��� ��� �� ���� ���� 3
�� ��� ��� �����. �� ��� HD ��� �� � ��� ������ �� �� �
����.

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

�� 1: 가가�� �� �� � � ���� ���� ��가가 �� ���� ���� ���� �
���� ������ ��� ��� �� ���?
– ��
�� 2: �� � �� ���� ��� �가가�� ���? ���� ������?
– ���
��: �� ��� ��� "��” (HD� ��� ��� ���)� ���� �� � �� ��가 �
��� ���� � ���. ��� ����� �� �� �� ��� ��� � � �� ����
��� �����. �� ��� HD가 ��� ������ ��� ��� �� � 가� ��� �
�� ����.

1) ��� ����� ����� � ��가 �� HD ���� �� ��� ������� ���
���� ���� ��� ����� �����.

2) ENROLL-HD ��� ������ (��� ��� enroll-hd.org�� ������). � ���
�� ��� �� �� ������� ���� ��� ��� � ����� ���� ��� �
��� ���.
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3) ����� � ����. �� ����� 1 �� �� ��� �� �� ��� ��� ���
���� �� ��� ��� 가��� �����. ���, GP �, ������ ���� ���
�, ����, � �� ��� ������. ��� ���� � ��, ����� ����. HD가
�� � �� �� ��� �� ��가 ��� �� � ��� ��� ��� �� �����.
hdbuzz.net� 가��� HDBUZZ ��� ����� ������.

�� 1: �� ��� ���� ��� ��� ����� �� �� ��� � ����?
–��
�� 2: ����� ���� �� ��� ���� ��� �� ��가가 �����?
– ���
��: �가 ����� 가��� 가� � �� 2018 � ��� 2019 � �� ����� ��� �
��� ����. �� � ��� ���� �� �� ���� �� �� ��� ���� � ��
��� ���� �� � ����. Roche, Ionis � ���� �� �� ��� ���� �� 가�
� � ��� ��� ����.

� ����� ���� ���� 3-4� �� �� ���� �����. �� �� ��� ���
�� ��� �� ��� �� �� ��� ��� �����. ��가 ��� �� �� ����
� ���� ����가 ���� ��� �� ����.

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

��가 ��� Roche� ��� �� � � ��� ���가� ��� ���, ���� � ���
5~6� �� � ��� �� � ���. ��� ��� ����� ����� ������� ��
�� ��� ��� �������. ��� ���, �가 ��� �� 5~6��� � �� �� �
� ��� �� ����������. �� ��가 100% ��� �� ���가 ����.

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

��: JHD��� ��가가 �����.
– ���
��: �� ����� �� ��� 25 ���� JHD ��� ���� �����. �� ����
JHD��� ��가 �� ��� ���� ���� HD�� ��가 ��� JHD��� ��가 ��
����. ��� JHD� � ���� ��� HD ���� �� ���� �� ���� � ���
� ���� �� � ������ �� ��� � ��� � ����. ��� �� � ��� ��
�� �� JHD ���� �� �� ��� ���� �� ����� ��� ���� ��� �
����.

��: ���� �가가� � ��� ���� �� ��가가 ����?
- ��

3 / 7



��: �. �� ��� ������ 46 �� �� ���� ‘�� �� ��'�� �� OLE� ��
��� ��� � ���. �� OLE �가�� ��� �� �� ��� ����� �� �� ��
��. ��� ���� �� �가� ��가 ����.

1) � �� ���� �� �� ��� ������ �� �� ���� ������. HD ���
���� �� ���� ��� ����� � ��� � ����� � 46�� ��� �� ��
�� ��� 가� � �� ��� ���� ����.

2) ��� ��� ���� ��� 가�� � �� � �� ���� �� ������.

3) �� ���� ��� ���� � � �� �� ��� �� � �� ��� � 46�� �� �
� ���� ��� � �� ����.

��: �� �� ���� HD���� �� ��� �� � � ��� �� �� ��� ���
�� �� ���� �����. ��� �� ����� ���� ��� ��� �� �� �
��� ��� ��� �� ��� �� � ���� �� ��� ����?
– ��
��: ���� �� �� ��� ��� ���� ��� �� ����� ���� ����� �
��� �� ����. ���� ���� ��� ����� ��� � �� ���� �� ��
��� �����.

�� ��� ����� HD� ��� ��� �� ������� ����� �� ���� ��
��� �� � ����. ���� ����� ����� ���� �� ��� �� ��� ��
� ��� �� ��� �� HD��� ��� � ���� ���� ��� ���. ��� ���,
� “��” ����� �가�� ��� ��� ��� �� ��� � � ���. �� � ��� �
�� ����� �� ����� ��� �� ���� �� ��� �� ����.

“�� ��� ��� “��"� ���� �� � �� � ��� ������� - HD
� ��� ��� ���? ”

��� �� � ��� ��� �� ��가가 ��� �� �� ���� . ���� ����� �
��� ��� �� ����가 ���� ��� ���� �� � � ��가 �� ����.

�� HD ��� � ��� �� ����� ��� �� ���� ���� � � �� �� ���
�. Enroll-HD (http://enroll-hd.org)� ������. ���� ��� ����� �� HD ��
� 가��� ��� ��� � ����.

��: �� ��� �� ���� ��� �� � � ����? �, ��� ���� �� �� �
�� �� ��� ��� � ����? �가가 ��� �� ��� (�� ����� �����
�) � �� ��� ����� ���� ���� ��� “��”� �� ����� �� ��
��� �� � ����?
– ��
��: �� �� ��� �� HD ���� ��� ���� �����, ��� �� ���� ��
� ��� � ��� ���� �� ����� �� ���� ����. ��� ��� �� � �
����. ��� �� ��� ���� ����� �� ����� ��� �� ���� �� �
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� ��� �� �� �� ����� ��� �� ��� 가�� � � �� ��� ���. ���
�� ����� �� �가��� ���.

��: �� � �� ��� ��� ���� ��� �� �� ��� ��� ��� ���� �
���. ���� �� ��� �� �� ���� ������ �� �� ����가가 ����
���� ����? �� ��, 1 �� � � ����� �� �� �������� ����
��� ����� ����!
- ����
��: �� ����� ������ ��� �� ��� ����� ���� �����. ���
������ �� ���� ��� � ��� ���� ��� ��� �� ���� ���� �
� ���� ����.

��: �� �� ��� �� ��가가 ���� ��� ��, ��� ��� ���� �����
����� ��� ��� ��� ���� �� �� ��� �����! ��, ���가가 ��
� �� (��� ���� ���� ��� 가가��� ��)� � �� ��� ��� 가가��� �
���?
–���
��: �� HTTRx가 ��� HD� ��� ���� ����, NHS� �� �� ��� ���, �
� �� ��� ���� 5-6�, ��� ���� 10-12� �� �� ��� �����. �� ��
���� �� ���� 가�� �� � ���. ��� �� ��가 ��� �� ����� ��
���� ��� ���� ��� �� �����.

��� ������ - HTTRx� HD� �� ���� �� ��� ��� ����. ��� ��
��가 �� 가� ���� �� �� ����. ���� huntingtin ���� ��� �� ���
�� � ��� �� �� ��� ������ �����. �� ���� huntingtin ���� �
��� � ���� � �� ��� �� � �� ���� HD� ������ ���� �� ��
� �� � ���� �� ���� ����.

"��� ���� ���� ��”� �� ������ �� �� ��� �����. �� ���
��가 ��� ��� ���� ��, � �� ���� �가� ���� ���� ���.

��: ������ ��� ��� ���� �����? ��� �� ������� ���
� ����?
– ���
��: ������� �� ��� �� ���� ���� �� ����� ��� �� ����
��� ��� �����. �� ��� ��가 ��� ���� �� ��� ��� �� ���
�� ���� ����� �� ��� ���� ����.

��: �� � � �� Enroll-HD� ������. � ��� �����가가 가가����� CAG
�� ��� �� ����� ��� ���? ��, Enroll-HD ���� ��� �� � ���
� (��� ���) ��� ��� ������ ��� �� ��� ���� ���?
–��
��: Enroll-HD �� �� ��� �� �� �� ���� ���� ����. ��� �� � �
��� ��� �� �� ��� ��가 ��� ���� ����� ��� ��� ��� ���
���� � ��� � ����. �� � ��가 ��� ��� ���� ����� ��� ��
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� ����� Ruby� �� � ��� ������. (���� �����, � �� ��� ��
�� ��� ����� ���)

��: � ��� ����- ��� �� ��� �� ��� � ��� �� ��� ���� �
� ����� �가가� � ���?
– ���
��: �� �� ��가� �� � �� (Fannie Lou Hamer)� "��가 ���� ��� ��� �
��� ��” �� ������. HD ��� ���� �� ��� ��� �� ���� ���,
HD가 � �� � ��� ���� ��가 �� �� ��� ���� ��� ����.

��� ��� ��� HTTRx가 ���� ������� �� ���� � ��� �� � � �
�� ����.

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

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

��: � ��가가 ���� ������� ����. �가가 � ��� �� � ����?
– ��
��: ��� �� ���� ������� ����� �� �� �� ���� �� �� ��
��� ��� � �� ��� ����. ���� ��� �� ��� ���� �� �� �� �
� ��� ��가 ��� ����� �� ����. ��� ����� �� �� �� ��� �
��� �가� ��� ������. �가 �� �� ����� ��� � ��� �� �����
��� �� ���� ��, � �� ��� 가�� �� ��� � ��� �� �����.

��: NHS� �� ��� �� �� �� ��가가 ��� �� � � �� ��� ��가가 ���
����� ���?
– ��
��: ��� �� ��� ���� �� ���� ���� ���� ��� �� � ����. �
� ��, �� HTTRx � �� �� ��� �� � ���� �� ���� ��� ���� ��
� �� ����� ��� ��� �� ��� ���� � �� ��� �� �� ��� ���
���. ��� ��� � �� �� ���� �� ��� �� �� ��� � ���. �� ��
��� ��� ���� ���� NICE ��� ��� �� ��가�� �� 가�� ��� ��
� � ����. ��� ������ HD �� ��� ���� �� ��� �� ���� �� �
� ���� � �� ����. ��� � �� � HD��� ��� ��가 ��� �� ����
� ������.

��: � ���� �� �� �� ��� 17-�� (��� �� 4) ����� ������?
–���
��: IONIS-HTTRx� huntingtin ���� ����� ���� SCA17��� ��가 �� ��
��. � 가� ��� ���� ����� ��� �� ���� �� �����. HTTRx가 ��
��� �� ��- ASO ��� ����� �� ���� ���� � � ��� ���� ���
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�� ����� SCA17 ��� �� � �� �� ����.

��� HTTRx ����� Ionis� Roche� ��� � �����, ���� ���� �����
��� �� ��� �� ��� ��� FAQ� ������...

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

CAG ��� ��
�� �� ��� ��가 �� ��� ���� ��� �� �����. �� �� ��� ��

��� �� ���� ����.
����� ����� DNA, RNA(����), ���� �� ��� � �� ��� ��� �

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

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

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

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