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2021� CHDI ���� ��� ���� #HDTC2021 3��� �� �� ����� ����
�.

��� Dr Rachel Harding, Dr Leora Fox, Professor Ed Wild 

2022� 05� 12� (�) Dr Rachel Harding� �� �� � 
Prof Wooseok Im� �� ��� 2021� 04� 29� (�)� ���

� 2021 CHDI Therapeutics ����� ��� �� �� ����. � ���
#HDTC2021 ����� �� � �� ���� ��� �� ��� Twitter ���
�� �����. ����� ��� ����� � �� ���� �� �����

�� �� ��� ��� ����.

HD� ��� ��� ���� ��� ��
��� � �� ��� HD ��� �� ���� 가��� ����� HD� �� ��� ����
� �� ��� �� HD-ISS(HD �� �� ���)� ��� Sarah Tabrizi� Jeff Long� ���
����.

HD-ISS� HD� ���� ���� 4가� ��� ������. ��(���� �� ��); ���
� ��(�����)� ��� � ��; ��; ��� ��(�� � � �� �� ��). �� 0~3�

�� �����.

��� ���� ��, �� ��� � �� �� ��가� ��� ����� HD Regulatory
Science consortium� �� ��� �����. HD-RSC� �� HD ��� ���� �����
��� � ��� �� ������ ���� �� �����.

HD-ISS� �� ��� HD(�� ��)� �� �� ��가 ���� �� ���� ���� ��
��� 가��� �� ����. ��� ��� HD ��� ����� ����� �� ��� �
��. Tabrizi� HD-ISS �����가 �� �� �� �� �� ��� ���� �� ��� ��
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� �� ��� �� ��� ���� ����� � ��� �� �� ���� �� �����
�. ��� ������.

�� ��� ��� �� �� “����"� ���� �� ���� ���� �����. HD��
가� ��� �� ��가 ��� ��� ��� �� HD� ���� � ����� "�� ��"�
�����. ��� ������ ��� �� HD가 ����� �� ���. HD� ��� ���
� ����� �� ��� ��� ��� ���� ��� ����� ��� ��� ��� ��
��� ��� �� ��� �� ����가 �� �� ��� ���� ��� � ����. ��.

�� ��� �� Tabrizi� HD� ��� ��� �����. ��� HD� ���� ���� 4가
� ��� ������. ��(���� �� ��); ���� ��(�����)� ��� � ��;
��; ��� ��(�� � � �� �� ��).

��� ��� �� 0�� 3�� ���� � ���� �� ���� ��� ��� �����
�� �����. Jeff Long� � ����� �� ��� �� �� �� MRI� ��� �� ��
�� ��� ������ �� �� ��� ��� ���� ����� ������ ����
��. ��� ����� Long� ��� �� �� ��� ��� ��� ��� ����� ��
�� ��� �� � ����.

Tabrizi� ��� ��� ���� �� �� ���가 ��� ��� � ��� ������. �
��� �� ��� ���� �� ��� 가��� ���� ��가 ��� ��� �����. �
�� �� HD-RSC가 HD-COPE ����� �� ���� HD 가� ���� ��� ���� �
���.

uniQure� ��� �� �� HD-GeneTRX1�
�� ����
�� ��� ��가 ��� ��� �� AMT-130� ����� uniQure ��� �� ��� ��
��� �� ����� ��� David Cooper����.

AMT-130� HD� �� ��� ��� ������. ��� ����� ���� 1� ��� ��
�����. �� ��� ��� ��� ���� ���� ������ ��� ���. Cooper
� AMT-130� ��� �� �� ���� ������ �� ��� ��� ���� � ���
� �� ��� ������ �� �����.

���� Cooper� HD-GeneTRX1��� 1/2� ��� ������. ���� AMT-130� �
가� �� �� � ��� ��� �� ��� �� 26�� ���� �����. ��� 1� ��
���� ��� ���, �� 5� �� � ��� ��� ����. ��� ��� ����� �
� ��� ��가 ��� ���� ���� ��� �� ����.

�가�� 25-65� ���� �� HD ��� ����. �� CAG �� ��가 44� ����� �
� �� � ��� ��� �� �� ��� ���� ���� ��� �� � ����. ��� �
�� ���� � �� ���� ���� �� ������.
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�� 10�� ��가 MRI�� ���� � ��� ��� �����. ��� ��� ���� �
���� ���� �� ��� ��� �� �� ����� ��� ��� ������. ���
� ��� ���� 9�� ���가 ��� uniQure� �� ��� ���� ��� ��� ���
�����.

��� HD-ISS ��� �� ����� ��� �� �� 0~3��� ��� � ��� ����
��� ��� � ����. ��� CAG �� ��가 42�� ��� �� �� ���� ����.

Q&A�� Cooper� Roche �� ��가 �� ��� �� uniQure� ��� ����� ��� �
���. �� ���� ���� ��� ��� �� ��� ���� ���� ��� ���� �
���.

SIGNAL ��� ���� �� ����
��� ��� ���� Vaccinex� Maurice Zauderer����. Zauderer� �� pepinemab�
HD ��� ��� ��� ��� ��� �� SIGNAL ��� ��� ������. ��� ��
� ��� �� ����.

� ���� �� HD ��� �� � 250�� ����� 1� �� �� �� ��� �� ���
�� �����, ���� ��� ��� � � ��� ��� ��������. ��� ���
���, �� � �� ��� ���� ���� � �����. � ��� ����� ��� ��
� �가�� ��� �� ����� ��� ���� ��� �� �����.

Zauderer� ���� ���� ���� � ��� �� ��� ��� �� ���� ��� ��
� ��� ���� ��� ��� �� �� �� ����� ��� �����.

SIGNAL ��� 1� �가��� ���� ��� ��� ��� �� ���� �� ���� ��
���. ��� �� ��가 �� HD ��� �� ���� ��� ��� ����� �� ���
�� �� ���� �가 ��가 �����.

�� ���� HD �� ����� ���
����� ��� ��� Structural Genomics Consortium� Aled Edwards�, �� HD ��
����� �� �� ����� ���� ��� �� ���� ��� ���� ����� �
� �� ���� ��� � � ��� � ���� �� �������. �� ��� �� ���
� HD� ���� �� � �� ���� �� ��� ��� �� ��가 ���� ��� 가��
�� �����.
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Edwards� �� �� � ��� ��� ��� �����, �� �� ���� �� ���� �
�� ��� �� � ��� ��� �� ��� � �� HD � �� �� ��� �� ���� �
�� � � ��� ������. HD ����� �� �� ���� ���� ��� �� � ��
� ���� ����� �� ���� ��� ��� � ����. ��, ��� � �� ����
HD ��� �� ��� ���� 3� �� �� �� ��� � �� ��� �����.

HDTC 2022가가 ���� �����!
��� �� ��! ��� HD ��� �� ��� ��� �� �� �� ��� ��� � ���
�� ��� ���� ����.

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

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

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

�� ��� ���� ���� � ��
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