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��� ��, ��� �� ��가; ��� ���
� Knock-in �� ��� ������
HD ���� ���� 2 �� ��� DNA ��� ���� ���� �� ��� �����
�
��� Caroline Casey 2018� 08� 01� (�) Dr Jeff Carroll� �� �� � 

Prof Wooseok Im� �� ��� 2018� 07� 10� (�)� ���

� �, ����� ��� HD ��� �� ��� ������ ���� ��� �
������. ��� DNA �� ��� ��� ���� ����� HD�� � �
�� ���� � �� �� (selective brain cell death)� ��� ���� ���

� ���� HD ��� ���� � �����.

�� ��
��� �� ��� �� ���� (Huntington ‘s disease, HD)� �� �� ��� �����
��� �� (�)� ��� �� ��가 가��� �� �� ���� ���� �����. ���
��� ��� ��� � ���� �� ��� �����.

��� ��� ��� �� ��

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

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

Emory University� Jinan University� ���� ��, �� - �� - ��� CNS Regeneration
���� ����� �� ��� ���� � 가� �� ��� ��� ���� ���� HD�
�� ��� ������. ��� ����� ��� DNA� ��가 ��� �� ����� ��
��, � ��� �� ����� ����� ��� �� �� � ����. �� ��, ��� �
�� � ����� �� ��� �����, ��� � �� ��� �� ���� ���� ��
��� ����. � �� ��� ��� ��� CRIPSR / Cas9 (https://en.hdbuzz.net/244 �
�) ��� ��� � �� (somatic nuclear transfer) ��, ��� 1996� Dolly�� �� ���
� � ��� ���� �����.

��� ��� �� ��� �� �����? ��� ����� ����가�? ����� ��
���. ��� ��� ��� �� ���� � ��가 ����� �� 가�� ����

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

��� ����, ��� �� ��� HTT ���� 가��가 � ��� ���� HD� ����
� �� ���� �� �� � ����. ��� ��� 'proof reading’ ����, ���� ��
�� ���� ��� �� DNA� ���� �� “�”� �� �� ��가 � � �� �� ���
����. ��, Surrogate ��� ���� �� ��� �����, HD가 ��� �� ����
����� ���� ����� ����� �� ������. �� ����, ���� ���
���� (drift)�� ����, ��� �� � ����� ���� � ��� (��가 HD� 가�
� �� �� ��� ��).

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

�� ��� ����� HD ��� HD ��� ��� ��� �� �����. HD� ���� �
�� ������medium spiny neurons� �� �� � �� �� ���� (��� ����
�� �� �����). � ��� HD �� �� � �� ����� �� ��� �� �� ���
��, �가 HD ��� ���� �� ���� ���� ��� �����.

����� ��� ��� ��� ���� ��� �� �� ��� �����. ��� �� ��
���� ���� ��� ��� � ������ �� ���� �� ����. ��� � ���
��� �� HD������ ��� ����� ��� ��, ��� �� HD���� ����
�������, ���� � ��� �� � �� ���� �����.
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�� DNA� ��� ��� ��� �� ��� ���� �������.

��� �� ��� �����, �� ��� ��� �� ��� ����. ���� ���� �
�� ** gliosis **�� ��� ���� ��� ��� � ������. � �� ��� �� HD
��� ��� �����. ��� �� ��� ����� ��� ��� ��� ���� �� �
�����. ��� knock in �� ��� �� �� ������. ����� �� ���� ��
�� gliosis ��� ��� ��� ������,

��� HD� �� ��� � � �� ���, ���� ��가 �� � �� �� ��� ����
�� �� ��� knock-on�� ����� ����. �����, �� ��� �� ���� �
��� ��� ��� �� ����� ��� �� �����.

��가 �� ���� ����� ����� ��� �� �� ��� ����. ��� �� HD
��� ��� ���� �� �� ��� ���� ���. �����, ����� HD �� ��
� ��� ���� ���� �����, � ���� knock-in ��� ��가 ���� ���
�� ��� ������, ��� � ������.

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

��� ��가 �� �� ASO� �� HTT� ���, ��� ���� �� �����. � ���
�� �� (lumbar puncture)� ��, � ��� �� ����� ���. ��� ���� �� 가
�� ���� ���� ��� ���� �� ��� ����. �� ����� �� � �� 가
����.

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

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

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

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

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

��� �� ��가 ��� ���� ����� ��� ���� ��
��� ��� ��
�� ��� ���� ���� � ��
�� ���� �� ���� ��� �� ��� ��� ���� �� ���� ��� ��
� ���(DNA)� ���� ��� ��

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