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�� ��� ���: Roche GENERATION-HD1
�� ���� �� ����
Roche가 ���� ��� tominersen huntingtin �� ��� GENERATION-HD1� � ��
��가 �� � HD ����� �������. HDBuzz� ��� ��� �� �� ��� �
����.
��� Dr Leora Fox�(�) Dr Rachel Harding 2022� 05� 12� (�) 

Dr Rachel Harding� �� �� � Prof Wooseok Im� �� ��� 
2022� 01� 21� (�)� ���

� 20� Roche� ��� ���� tominersen� GENERATION-HD1 ���� ����
���� ��� ���� ������. ��� �� ��� ���� ��� �� �� �
��� ��가 ��� �� ��� ��� ���� �� ������ �� HD ����

��� ��� � � ��� ��� �� �����. ��, ��� �� �� �가�� �� �가�
�� ���� � �� ��� ��� � ����. ��� ��� Roche� ��� 2� ����
�� ����� ����� �� ��� ����.

��가 �� �� �
Roche� ����(HD) ��� ���� � � ��� ��� � ��� ����� ��� ��
��� ���� �� �� � �����. Huntingtin �� ��� ���� ��� �� ���
����� �����. ��� ��� ��� ��� ��� �� �� 가� ��� ��� ���
��. HD� 가� ���� ��� ���� �� �� ��� �� ��� �� � �� �� ��
� ��� ���� ����. ��� �� ��� ��� �� ����� �� ���� �� �
�� HD ��� ��� ���� ��� � ��� ����. Roche� ��� tominersen���
�� GENERATION-HD1��� 3� �� ���� �� ������. � ���� �� �가�
�� ���� �� 800�� �가�가 ������.
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Roche� ���� �� ����� �� �� ���� ��� �가�� ��(48� �� �� �
�) � CAP ��(�� CAP �� � �� CAP ��)� �� 4�� ���� ����.

2021� 3�, HD ����� GENERATION HD1 ���� ��가 ������ ���� ���
�����. ��� ��� ���, ��� �� �� ���� ���� ��� �� ���� �
�� ���� ��� ���� ���(IDMC��� �)� ��� ���� ���. �� �� �
� 1� �� �가�� ��� �� ��� ��� ��가 ��� 가� ��(8���) ���� ��
�� ��� � ���� ��� ��� ��� ��� ������.

��� �� 1� �� ������ ����� � ��� �� ��� �����? ��� ���
� �� 100�� ��� ����� �� ���, �� � � ���� ���� ���� ����
����. ��� Roche�� �� �� ��� ��� HD ������ � ���� �����
�� �� �� ����. ��� Roche� ����� �� � ��� ��� ����� ���
��� ��� ������. �� ��� �� 1� �� ��� �� ��� ���� �� � ��
���.

����� ��가 ��� �� �
IDMC� Roche ����� ���� �� ���� �� ���� �, 16��� ����� ��
�� ���� ��� ���� �� ���� �� ��� ��� ���, 8��� ����� �
��� ���� � �� ��� ���� �� � � �����. �� �� �� ��. ���,
GENERATION-HD1 ��� HD ��� ��� ��� ���� �����. �, 1� �가��� �
��� �����. ��� ��� ��� �����. ��� Roche� HD ����� �� ��
��� �� �� �� �� �� � ��� ��� �� ���� ���� ������.

HDBuzz� HD ����� �� ���� ���� 가� ���� ��� ������ ��� �
��� ���� �����. ��� �� ��(�가�� �� ��� ��� ��� ���� �
�� ��� �� ��)�� ��� ��� ��� ��� �� ��, ��� �� �� ��� ��
� ���� ���� � � ����. ��� HD ��. �� ��� ��� ���� �����
�� ���� tominersen� ��� �� � �����? �� �가��� “��” ��� �� �
�� ������ �� ���� ����. ��� ��, CAG �� �� ��� ��� �� ��
� ��� �� � ����?

��� ��� ��� �� Roche� ����� �가�� ��(48� �� �� ��)� CAP ��
(�� CAP �� � �� CAP ��)� �� 4�� �� ���� ��� �� ���� ����
������. CAP ��� ��� ��� CAG �� ��� ���� ���� ���가 ����
������. ��� ���� HD ���� ��� ��� �� ��� �� ��� ���� �
가� �����. ��� CAG ��가 �� ��� CAP ��가 � �� CAP ��가 �� �� �
��� ��� � ����� 가��� ���. Roche� ��(48� �� �� ��)� CAP ��
(�� �가�� ��� �� �� ��)�� ���� ���� ���� ��� 4�� ��� �
�����. �� ��/�� CAP, �� ��/�� CAP, �� ��/�� CAP � �� ��/��
CAP���. Roche� ��� � ���� 8� �� 16��� ��� ���� ��� �����
�.
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��가 �� �� �� �
� ����� �� �� ��� ��� �� � 가� �� ��� ������. ���
cUHDRS(�� �� ���� �가 ��) � TFC(� �� ��)� ��� ��� ��� ��� �
�� ��� �� ��� � ���� �����. � �� ���� 8��� tominersen� ���
� �� ���� ��� CAP ��� ���� ��� ���� �� ���� �� cUHDRS �
TFC ��가 � �����. ��� ��� ���� ���� ����, ������ �� ��
���� ����� ��� � ��� �� �����.

16��� tominersen� �� ������ ��� �� � ������� � ������. 4�
�� � ���/�� CAP ��(48� �� � ��� �� ��)� �가�� tominersen� ���
��� 가� � �����. ��� ���� �� ��� �� � ����. ��� � ��� ��
��� ���� ��� ��� ���� �가 ��가 ����� �� ���� �� �����.

Roche� �� �� �� �� ��� ��� ��� ����� ���� ��� � 가�� ���
���. ���� ��� ��� ����� ���� �가��� ���� ����� � �� �
��� � � ��� ������. ��� “�� ���"��� ���. ��� ��� ��� ��
���� ��� �����. � ���� ��� � �� ������ NfL�, � ��가 ����
� ��� ���� ��� �����. 8��� tominersen� ��� ������ NfL ���
���� �가��� ��� �� � ��� ���� �� ������. �� �� ���� NfL
� �� �가가 �� �� ���� ���� �� 69��� ���� 가�����. �����
��� ���� �����. �� �가 ��� ��� �� ��� �� ����� ��� � �
�� ���� ����� �� ��� ��.

�� ��가 ��� �
� ��� ���� ��� �� ��� �� �� ��� Roche� �� ������ ��� ��
��� ����. ��� ����� ���� ��� ��� ���� �� ���� �� ���
� �� �������� � �� ��가 ����� ����.

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

�� �� �� ��� �� � ��� tominersen� 8� �� ���� ���� � ��� � �
�� ��� �� ���� ����. �� ����가 ���� ��� �� ���� ��� ��
��.

�가 ��� �� � �� ��� ���� ��� � �� ������. 1� 20�� ��� ��
�� ����� HD가 ���� �� ���� ��� �� ����� ��� � ��� �� �
�� ������. ��� �� ��� � ��� ���� ��� ��� ������. 가� �
� ��� ��� �� ���/�� CAP �� ��� �� �� ��가 ��� ��� ��� ��
�� ��� � ����. ��� � ���� ���� �����. �� ��가 �� �가�� �
��� �� �� � �� ��� �� ���� �� ��� � �� �����. � ���� �
���� ���.
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가� ��� �� tominersen� ��� ��� ���� HD ��� ���� �� � ��� ��
� ��� � � ��� ����.

���� ���
�����, � ���� �� CAP ��가 �� �� ���� tominersen� HD�� ��� ��
� ��� 가� � ��� ���� ��� ������. � �� ��� Roche가 � � ����
tominersen� ��� 2� ��� ����� ��� �����. ��� ��� �� ��� ��
��� �� ��� �� �� �����. GENERATION-HD1� ��� �� ��� �� �� �
가��� tominersen� 가�� ��� ����� �������. 3� ��� ����� ��
��� ���� ��� ��� ��� ��� ���� 가�� ��� �� ��� ���� ��
�.

��� ���, ��� ��� �� ��가 tominersen� �� ���� ��� �� ��� ��
��� ���� � ��� � ���� ��� � ����. ��� ����� GENERATION-
HD1 �� ��� �� � 가� �� ��� �� ���(120mg)�����. �� ��� � ��
� 8��� ���� � �� ���� �� �� ����. ��, ��� ��� ���/�� CAP
�� ��� 16��� ��� tominersen� �� � ��� ��� ��� ��� �� �� ��
� ��� ���� � �� ��� ����. ��� � ����� � ��� � ��� ��� �
��� �� � �� ��� � � ��� ��� �� 2� ��� �� ��가 � ��� ����
�.

�� Roche ����� ��� ���� 가� ����� ��� ��� ���� ��� ���
�� �� HD�� tominersen� �� ��가 ��� ����. �� HD ��(Deutsche
Huntington Hilfe) ��� Michaela Winkelmann� ��� ��� ������� HD ����
� ��� ��� �� "�� �� �"��� ������. 가�� ��� Roche� ��� HD �
�� �� ��� ��� � ��� ����� �� �� ��� �� ��� �� � �� ���
��� � � �� 가��� ����� ����.

tominersen� �� ��
� �� ��� "��"� ����� �� ���� �� �� �����. ��� ��� ���
���� � �� ���� ���� Roche가 �� �� ��� ���� ���� ���� ��
���. ��� ��� ��� �� ��� ��� ���� ����� ���. tominersen� �
�� ���/�� CAP ���� ���� ��� �� ����� ���� �� Roche� � �
� 2� ��� ��� �����. �� �� ��� ��� �� ���� ���� �� �� �
�����.

�� ���� �� � �� ��� �� �� ��� 2� �� �� ��� CHDI Palm Springs
Therapeutics Conference�� Roche� �가 ��� �� � �� �� � ��� ����.
HDBuzz� � ����� �� ������� ��� ��� ����� �� ��� ��� �
���.

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

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

CAG ��� ��
����� ����� DNA, RNA(����), ���� �� ��� � �� ��� ��� �

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

�� ���� ��� ��� ��� ��� �� 가� �.

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