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Voyager Therapeutics� ��� HD �� ���� ��� ��� ��� ���� ��� �
�� ���� ����. ��� ��� ����� � ���� ��� ��� � ��� ��
�� ���� HD ��� ���� ���� ����.

��� Dr Leora Fox�(�) Dr Sarah Hernandez 2022� 05� 12� (�) 

Dr Jeff Carroll� �� �� � Prof Wooseok Im� �� ��� 
2021� 08� 16� (�)� ���

oyager Therapeutics� �� ��� ��� �� ��� �� ����� ���� �
� �� ��� ��� ������. ���� ��� �� ����� HD ���� HD
��� ��� ������ �� ��� ����� �����. � ��� �����

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

� ��� HDBuzz �� �� ��� �� � �� ����� ��� �� ������ �� �
�� ��� � �� ��� �����.

��� ��� ��
HD ��� �� ������ ��가� �� � 가� �� ���� ��� �����. RNA ��
COVID ��� ���� ��� �� RNA� �� �� �����. ��� RNA� DNA� ���
���, � � � ��� ���� ��� �����?

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

DNA� ���� �� ��� � ����. �� ��� �� ��� �� ��� ��� ��� �
����. ��� ��� �� ��� ����� �� �� ��� ���� �� ��� ���
DNA ��� ����. � DNA ��� RNA���. RNA� �� ��� ��� ��� �� ���
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���� �� ���� �� � ��� � ��. ���� ��� DNA ����� � �� RNA
��� �� � ����. ��! ���� � �� ���� ���� � ��� � �� ���
RNA ��� ����.

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

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

1) RNA ��� ���� ���� DNA ���� ��� ���. ��� Roche� Wave가 ���
� ���� �� �� ���� ���������(ASO) �� �� �����.

2) DNA ���� ���� ���� RNA� ��� � ��� RNA� ���� � ��� �� �
�� ��� �����. � �� ��� ��가 “��� ��"��� �� � ���� ����.
�, ���� ���� �� ���� ����.

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

uniQure� Voyager가 ���� �� �� ��� ��� �� ��� �� ���� � ��� �
�� ��� � � ���� ���� ���� ���. �� �� ��� ��� ��가 ��� �
�� ��� � �� RNA ��� ����� ���� ��� ��� ���� �����. ���
�� ��가 ���� �� ��� �� �����. ��� ���� � ��� � �� ��� �
�� ��� �� �� ��가 �� �� ��� � ��� ����� ���.

��� ��� �� ���� DNA가 �가���� ��� DNA� ���� ���� �� ���
� �� �����. ��� ��� ��� ��� �� ���� ��� ��� �� ���� �
��� ���� �� �����. ��� ���� CRISPR� �� ��� �� ��� ����
�.

“� ���� �� �� � ��� ��가가 ���� ���� �� ���� ��� �
�� �� �� ���� �� �� ���� ���� ���, �� �� Voyager�
HD� �� �� ��� �� ��� ���� ���� � ���� ��� ��� �
����. ”

HD� �� � ��� �� ��� ��� �� ��� ��� DNA �� ��� �� ��� ��
� �� ��� � ��� �����. � �� �� ��� Voyager가 ����� �� ����.
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���가가 ��� ��?
2021� 8� 9� Voyager Therapeutics� ��, �� ��� ��, ��� ����� ��� �
����� �� ��� �� �� ��� ������. � ���� �� �� � ��� ��가
���� �� ���� ��� ��� �� �� ���� �� �� ���� ���� ���,
�� �� Voyager� HD� �� �� ��� �� ��� ���� ���� � ���� ���
��� � ����.

Voyager(� uniQure� �� �� ��)가 ��� �� ��� ���� ��가�� ���� AAV
�� ��� ���� ��� �� ��� ���� �� �����. HD ��� �� ����
AAV� ��가 ��� HD ���� �� ��� "���"� ���� �� ��� �� �� ��
� ��� �� ��� ��� ���� � �����.

Voyager� ���� ��� AAV ��� ����� ������ ��� AAV가 � � ���, �
� � ����� ��� � ��� ��� ������. ��� �� �가 �� � �� ��� �
� AAV� ���� ���� �� ��� �� ���� ������.

HD ��� ���� ��� ���� �� ��
���?
HD ��� AAV ��� ���� � ��� ��� ���, ���� ��� ���� ���� �
�� ��� �� ��� �� ����� ��� � ���� �� � ����� ��� 가���
����.

�� ����� ���가 �� ���� ��� ��� ��� ��� ��� ���� ����
�. ��� ��� �����. ��� Voyager가 ��� HD��� ��� ���� � �� ��
�� �� ���� �����. � �� VY-HTT01� �� �� ��� VYTAL��� ��� �
� ��� ��� ��� ��� �� ������. �가�� �� ���� �����. �� �
� �� ������.

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

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

HD ��� �� ����� � �� ��� uniQure�, AMT-130�� ��� ���� ����
���� ����. ��� ���� RNA� ����. ��� ���� ��� ��� ���� �
�� ��� ����� ��� � ����. ��� �� ���� ��� �� �� uniQure� �
�� ��� ����� � �� �� ��� 26�� �� � 12�� ��� �� ��� ����
��� � �����. ���� ��� ���� �� �� �� �� ��� �� �� ����
� � ��� ���� �� �� ���� �����.

���� �� ��� �� ��� ��� ��� ��� ��� �� �가 ���� Spark, Sanofi
� AskBio가 ����.

��� ��� �� � �� ��� �� �� ��� �� ��(Zinc Finger)� ��� ��� �
�� �����. ��� 2012��� HDBuzz�� � �� ��� �� �� ���, � ����
(2019�) HD ���� ��� �� ��� ��. �� �� ���� ���(Takeda)가 � ��
�� ��� �가� �����(Sangamo Therapeutics)��� HD ����� ����. ���
��� �� �� �� �� ��� �� ��� �� �� HD ��가 �� �� �� ��� ��
��� ���� ��� ����� ����� ���� � ��� ����.

RNA ��� ���� �� ��
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��� �� �� ����� �� ���� Roche� Wave가 ��� �� �� ��� �� ��
����. ��� ���� ���� ASO � �� RNA �� ��� HD ���� ��� ���
���� ����.

Wave Life Sciences� ASO ��� ��� ����� HD ���� � �� ��� � �� ��
� ��� � �� ��� ��� � ����. ��� 2021� ��� ��� ASO� ��� ���
��� ��� ������. WVE-003��� ��� ���� ��� ��� ���� ���.

Novartis� PTC Therapeutics� ��� RNA� ���� ��� ��� ��� � �� ����
� ����� ��� ���� ����. ��� �� ���� Novartis� ��, branaplam; HD
��� �� ��� 2021� ��� ��� �����.

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

NeuBase Therapeutics� NT0100��� ASO ��� �� ��� �� �� ���� ��� �
��� ���� �� ����.

7� �, Vico Therapeutics�� ��� VO659� ��� HD� ASO� ���� �� �����
���� ��� �� �� �� ��� ��� �����.

Atalanta � Alnylam/Regeneron� �� ��� RNA ��(RNAi)� �� ���� ��� ���
���� ����. RNA ��� ASO� ���� RNA ��� ��� �� �� � ���� ��
�.

� �� �� ��
���� � �� ��� ���, � � ��� �� Triplet Therapeutics � LoQus23
Therapeutics� �� ���� �� �� CAG ��� ��� ��� �� �� �� ��� ��
�� RNA �� ��� �����.

����� ��� HD ���� �� ��� ��� � ��� ��� HD �� ��� �� ��
�� ��� ����. ��� �� �� �� ���� �� ���� ����� ����. ��
���� � ��� ����� �� ��� ���� ���� HD �� ��� ���� �� �
�� ��� �� ��� ����� ����. HD ��� �� ��� ���� �� �����
(�� �����)!

��� � ���
� ��� �� ��� ��� HD� ��� �� 가� ��� ��� � �����. �� ���
��가 ���� ��� �� ���� �� ����� �� ��� ����. Voyager� �� �
���� �� �� �� ����. �� �� ��� �가�� ���� �� ���� �� ��
��� ���, ��� ��� ��� ���� HD 가�� �� �� �� ����� �� �� �
��� ����. ��� �� ��� � ��� �� �� ��� ���� ��� HD ��� ��
���� ��� �� ���� ��� �����.
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��� ��가 � ��� ����� 가�� ����. ��� �� ��� �� ��� ���
FAQ� ������...

��� ��� ��� ���� �� ��� ���
RNA �� �� ��� RNA ��� ���� ���� ���� ��� ��� �� ��
���� DNA ����� ��� �� ���� ����� ��� ��� ��� ����

�.
AAV ��� �� ��� ��� ���� � ��� ��� ����. AAV� ��� �� �

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

� '���'��� �����.
�� ��가 ��가 ��� ��� ���� �����
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