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��� Dr Rachel Harding 2022� 05� 12� (�) Dr Leora Fox� �� �� � 

Prof Wooseok Im� �� ��� 2021� 04� 26� (�)� ���

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

�� �� ��가 ����. � �� ���� ��� ����� �� ��� ��� ���� �
� ��� �� ��� ��� ����� ���. �� �� �� CHDI Therapeutics
Conference가 가��� �����. ��� ��, ��� � �� � �� �� �� �� �� �
� �� ��� ��� � ��� ����. ����!

��� �� �� - ��� �� ��
HDBuzz�� �� �� �� �� ��� ���� ����� ��� �� ��� �� ����
����. ��� �� ��� �� ��� ���� ��� �� ��� ���� ��� ���
���� �� ��� �� ��� ��� ����. ��� ���� ���� ����� ���
���� �� ����� ����� ��� ���� ��� ���� � ��� �����. �
��� �� � �� �� ���� ������ ���� ��� ���� �� ���� ���.
��� ���� ��� �� ���� ���� ��� ����� ��� ��� ���� ��
�� ��� ��� � �� ��� ���� ��� ��� �� �����. ��� ���� �
��� ��� ���� ��� �� ��� �� ��� ��� �����?

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

���� ��� �� ASO
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����� mRNA�� ��� ���� ��� ���� ���� �� ���� �������
�� �� ASO�� ��� ��� ������. � ���� �� ��� ��� ���� ��
� ���� ����� ASO� ���� ���� �� � ��� ��� ��� ��� ���
�����. ASO� � 가� ��� �� ��가 ��� �� ��가 � ���� ��� �� ��
� ���� ��� ����.

Roche �� ��� tominersen� ��� ���� �� ��� ��� �� ��� �� ���
� ��� �����. Wave Life Sciences� ASO �� ��� ����� ��� ��� Roche
� �� ����. Wave가 ��� ASO� ��� ��� ��� ������ ���� �� ��
� ��� ����� ����� ��� ��� ��� ���� �� ���� ���� �� �
���. � ��� ��� ���� ��� ����� �� ��� ��� ��� ��� �� �
� ���� ��� ��� ������ �� HD ��� ��� �� ����.

���� HD ASO� �� Roche � Wave ��� ���� �����. Wave� PRECISION-HD
��� �� ASO� ����� ��� �� ���� �����. ��� ����� ��� ��
�� ��� �����. ��� Wave� 가�� ��� �� ���� ���� ��� �� ��
� � �� ASO� ���� ����. Roche� �� ���� �� �� ���� �� ����
� �� ���� ���� ��� �� GENERATION-HD1 ���� ��가 �������. �
��� �� �� CHDI �� � � �� ������ ��� �� ���, ��� � 가�� ��
� ����� ��� ���, �� ��� �� ��� ����� ����.

��� ��가 ��� ���� �� �����. ��� ����� ��� � �� 가� �� �
�� �� � ����, ���� ����� ���� �� �� � ��� ��� ��� � � �
� ��� ��� ���� �����. Wave� Roche� �� ���� ��� ��� ����
��� �����.

��� ��� ��� ��� ��
Roche� Wave ��� ��가 ���� �� ���� ����, Huntington� ����� ��
� ��� ��� �� HD ��� ����� ��� ���� � � ��� ���� ��가 ��
� �����. ASO가 ��� ��� ��� ��� ��� ��� ��� �� ����� ��
��� ���� ����.

uniQure ��� AMT-130��� ���� ����� � ���� ����� �� �� ���
가 ��� �����. AMT-130� ���� ���� ����� ��� � ��� ���� �
���. � ���� ��� ��� ���� ���� ��� ��� ��� ��� ���� ��
�� �� � ��� ����.

�� uniQure� AMT-130� �� �� ����� �� ������. ��, ��� ���� 1/2
� ��� ���� 10�� �가�� � �� ���� ������. ��� �� �� �� �가
�� ��� ��� ��� �� ��� ���� �� ��� �� ����� ���� ����
�������. ��� �� ���� � �� ��� �� ��� ���� ����. ��� �
� ��� ���, ��� � � ��� �� AMT-130� ��� ���� � 가� ���� ��
�� �� ���� �� ���� ������.

“��� ���� ���� HD ���� ��� ��� ����� �� ���� 가가
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� � ����. ”

� �� ��� AMT-130 ���� ��� ��� �� �� ������ ��� AMT-130 ��
� ����� ��� ���� � ��� ��� ��� �� �� ��� ���� ��� ���
� ����.

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

��� �� ��� ��� ��� ��� ��� �� ��� �����? ���� ��� ��
� ��� �� ��� ASO� ��� �� �� ��� �� ���� �� ���� ��� � �
���. �� ��� ���� ��� �� �� ���� ���, ���, ���� ��� ���
���� ����. � ��� �������� ���. ��� ��� �� ��� �� ����
� �� ����� ���(splice modulators)�� ����.

Novartis� � �� ��� ��� �� �� � �����. �� �� ��� ����(SMA)�
���� �� ��� �����(branaplam)��� ��� ����� ���� �� ��가 �
�� � ����. ����, ����� ����� �� ���� ��� ���� �� ��

PTC Therapeutics�� ����� ��� �� � ��� ���� ��� ��� �����
PTC518��� ����� ���가 ����. . �� PTC518� ���� ���� �� ���
���� ���� � 1� �� ��� �� ����. �� ��� ���� ��� �� ����
��� ��� � ���� ���� ���� ��� ��� ���� �� ���� ���� �
����.

����� ���� ��� �� ��
��� �� ��� � ��� ��� ��� ���� ��� ��� ���� ��� �� ���
�. COVID-19� �� ��� RNA ��� ��� ��� �� ���� ����� ���� ��
��� �� ��� ���� ��� ����.

Atalanta Therapeutics� ����� ��� ��� ����� ��� �� RNAi ���� ��
�� ����. RNAi ��� �� ���� ��� ��� �� �� �� ���� ������
ASO� ��� ���� �����. ����� �� ��� 가� ��� ��� RNAi� ���
� ��� � �� � �� ��� � �� �� ��� �� ��� �� ��.
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��� ��� �� ��� ��� ��� �� �� ���� ��, ���� � ���� �� �
�� ��� ���� ���.

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

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

Annexon Biosciences� ANX005�� ��� Huntington� ��� ���� 2� ��� ��
����. � ���� �� ������ �� �� ���� ��� ���� ���. �����
�� �� ���� ��� �� ���� 가�� �� �� �� ��� � �� �� �� ���
���� ��� ����. � ���� ���가 �� �� ��� �� ����� �� ����
�� ��� ���.
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������ �������� ��� �� 3� ��� PROOF-HD ��� ���� ����.
�� ����� ��� 1 ����� ��� ��� �� ��� �� ��� �� ��� ���
��� ���� �� ��� ���� � ��� ������. ������ �� ��� HD �
��� ����� ��� ������, � ��� ��� ���� � �� ��� � � ���
����� �� �� ��� �� � �� ��� ����.

CAG �� �� ��
HD �� ��� � ��� 가��� � ���� �� ��� ��� �� �� �� ��� ���
���� ���� �� ��� ����� �� ���� �� ��� ��� �� ���� ��
가 ����. � � CAG ��� ����� �� ��� �� ��� ��� ��� ��� ���
CAG ��� 가� �� ���� �� �� ��� HD� ��� ���. ��� ��� �� � �
�가 [DNA �� ��] ��� ���� ���� DNA ���� ���� ��� ������
(https://en.hdbuzz.net/297). ��� �� ����� ��� ��� ��� �� ��� ���
� � �� �� ��가 ���� ��� �� ��� ��� � � ��� ��� ��� HD가 �
��� ����� �����. Triplet Therapeutics � LoQus23 Therapeutics� HD� ���
���� ��� �� ��� ��� DNA �� �� ����� ��� �� � �����.

Triplet� �� SHIELD-HD�� ��� �� ���, �� ��� ���� ��� �� ��� �
� HD ��� ���� ��� ��� �� CAG �� ��� �가� ���� �� ��� ��
�. 가� ��� ��� Triplet� �� �� ��� ���� ��� ��� ��� ���� ��
��.

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

Sage Therapeutics� ���� ���� ���� �� ��� ��� ���� �� ����
����. ��� �� HD� 가� ��� ���� ��� �� � �� ��� ���� �� ��
� ���� ���� ����. ��� ��� �가� PRO(�� �� ��)�� �� ��가 ��
�� �� ��� ��가 �� ��� ��� �����. Sage� �� SAGE-718��� ���
�� ��� ���� � ��� ���� ���� ���� �� 1/2� �� ��� ��� ��
� �� ����.
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�� ��� HD ���� ��� ��� ���� ���� HD ��� ��� ��� ��� ��
���.

���� �������� Huntington Study Group� ���� valbenazine��� ��� �
� 3� ��� ���� ����. � ��� KINECT-HD�� �� HD(���)� �� ��� �
� ����� ��� ��� ����. ����� ������(Xenazine) � �������
(Austedo)� �� ���� ����� ���� ��� ��� ���� �� ����� ���
���� ���� ���� ��� �������� ��� �� �� �������.

�� � �� ��
��� �� �� ��� �� ��� �� ���� �� ���� �� �� ����� �� �
� �� �� ��� ��� ������. ��� ��� SHIELD-HD ��� HD� ���� HD
���� ��� ��� ���� �� �� ��� ��� �� � �� ��� � 가� ��� �
� ��(�� �� ��)가 ����.

ENROLL-HD� HD가 ��� ���� ��� ��� �� ���� ��� ������ HD 가
�� �� �� �����. HD� �� � �� ��� �� ����� HD� �� � �� ���
� ��� ��� �� � ��� ����.

HDClarity� ���� ��� ��� ���� �� ���� �� ��������. �����
� �� �가����� ���� ���� �� ��� ��� ���� � ��� ���가 HD
� �� ��� �� ��� �� �� �����.

�� �� ��� HD ��(PREDICT-HD)� HD가 ��� ��� �� ���� ���� �� �
� ��� ���� ����. HD(�: ���� ChAnGE-HD). �� ��� ��� �� ����
���, 가� � ��가�� �� �� �� �� ��� �� ��� �� �� ��, �� �� �
�� �� ��� �� �� � ��� �� �� �� �� ���� �� HD �� ��� �� �
�� �� ��� ���� ����. ����� ��� ���� �� �� �� �� �� ��
��. � ��� ������ HD� ��� �� ���� ��� �� �� ���� ��� ��
� ��� � ����.

�가가 ����가가 ������. � ��� ��
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���!
���� �가� � ��� ��� ���� ���� HD ��� ��� ��� ����� ��
���� 가� � ����. ��� ���� �� �� � �� ��� �� ��� ���� ��
�� CHDI ���� ���� �� � ��� ���� ��� ����. �� �� ��, �� �
�� � ���� ��� �� � �� ����� ��� � ��� �����.

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

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

CAG ��� ��
�� 3� �� ��� ���� �� ��� ���� ��� �� ��� ���� ��� �

�� �� ��
���� ��� �� ���� ��� ����� ��(�� ��)� ��� ��� �� ��

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

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

� '���'��� �����.
�� ��� ���� ���� � ��
�� ���� �� ���� ��� �� ��� ��� ���� �� ���� ��� ��
�� �� ���� ���� ��� ����� �� ���� ��� ���� �� ��
�� HD �� � �� ��� �� ��� �
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