
�

�� ��� ��� ��� ��� ���� �
� � ����.
PTC Therapeutics� ����� �� ���� ��� ��, � ���� ��� � �� ��
� ��� ��� �� ��� ������. ��� ��가가 ��� ��� ��� ��� ��
����?
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�� ��� ��� �� HD ���� �� ��� ���� ��� ��가 ���
�. HD� ��� ��� ���� �� ���� ��� ��� ��� ��� ��
������. ��� ��� ��� �� ����� ��� ����. ��� ��

������ �� �� � ��� ����, � ��� ��� ��� ��� � ��, ��-� �
�� ���� ����(�� ��가 ��� �����. �� � ��). ��� �� “��” ���
� � ��� ���� ����� ����.

PTC Therapeutics� ����� ��� ��� ��� Nature Communications� ��� ��
� � �� �� �� ��� ���� ���� ��� ��� �� ��� ���� �� ���
������. 5� �� �� ���� ���� ��� ���. ��� 2020� ��� ����
����� ��� ����! ��� ��� ���가 ���� �� ��� ��� ��� �� �
�� ����� ��� �������.

���� �� ��
PTC� � 300,000�� �� �� �� ������ ������ ��� ������! ���
HD ���� ��� ���� �� �� ��� �������. ��� ��가 ��� ��� �
� ��� ���� ��� �� ��� ���� �� ��� � �� �����. �� ��� �
���� ��� ���� ����� �� �� ����� ��� ����� ����� ��
�� ���� ���� ����. �� �� ��� ���� �� ��가 ��가 가� ��� �
� �� ��� ���� ���� ��� ��� �� ��� �����.
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HTT-C2� �� �� �� ���� ��� �� �� �����. HTT-C2� ��� ��� ��
� �� �� ��� ���� ��� �� �� ������ ����� ���.

�������
PTC� ����� 300,000�� �� ��� �� ���� ���� �� � �� � 가� ��
� ��� ������. � �� �� “�� ���"��, �� ��� ���� ���� ����
�� ��� ���� ��� ��� �� � ��� �����. PTC� ����� ���� ��
���� ��� ��� ����� HTT-C2�� �� �� ��� ��� ������.

� ���� ����� ��� � ����. ��� �� ���� ���가 ��� ��� ���
"The End"� �� �� ���� ���가 ������ ��� ����. � �� ���� ��
� ���� �� ���� ����� ���� ���가 ��� �� "The End"� ����. �
��가 � �� ��가 �� ��� ��� � ���� ���� �� ���� ��� ����.
�� ��� ��� �� � �� �� ����� "�� ���, ��"� �� ���.

���� ��� ���
��� ���� ���� ��� ��� ��� �� ���� �� PTC�� ��� �� �� �
���� ��� ��� � 가� ��� "��� ��"���. HTT-C2� �� ��� "The End"가
�� ���� ���� ��� ��� � ����. ��� �� ��� HTT-C2가 ����� �
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� ����� �� ���� ��� ��� ��� ���� ����. ��� ��� �� ���
� ���� �� ��� ����� �, ���� ��� ��� �� �� �� ����� ��
�� ��가 ���� �����. ��� HTT-C2가 �� ���� ��� ��� 가���� �
��� ���� �� ��� ���� ��� � ��� �����.

��� �� 가가��� ��� � ����.
��� ��� �� ��� ��� ���� �������. �� ���� HTT-C2� ����
��� ���? �� ��가 ���? �� ���� �� � ����? ��� ��� ��� ��
PTC� ����� HD ��� ��� �� �����.

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

����� �� HTT-C2� �����. �, ��� ��� ���� �����. ��� � ��
��� ������. �� ��� �� ����� ��� ��! ��� �� ��� ��� ��
�� �� �� ���� �� ��� � ��� ��� ��� � � ����� �����. ��
�� ��� ��� ��� � ��� ��� �� ��� �� ���� ��� �� ���� �
���� �� ���가 � � ����.

�����, � �� HTT-C2 ��가 ����� � �� ���� ������. ��� HTT-C2
���� ��� ��� ��� �� ����� ��� � ��� ���� ��� �� ����
�. ��� ��� ��� �� ��� ��� �� �� ��� �� � ���� ���� ���
�� ��� ��� ��� ��� ���� �����. ���� ��� ��� ��� � ��
��� ��� � �� ���� ��� �� ��� ���� �� � ����.

� �� ���� ��� HTT-C2� ��가 ��� ��� � ��� ����. ��� ��� �
�� 10� �� ��� ��가 �� � ��� ���� ������. ��� � �� �� ���
� �����. � ��� "��"� �� ��� ��� ��� ��� ���� ��� � ���
��� ����� ����. HTT-C2 �� � ���� ��가 ���� ��가 ��� ��� �
����. ��� 10�� ��� �� ������ ���� �� � ����.

����������
HTT-C2 ��� ��� ��� ���� �� Wave Life Sciences� �� ASO �� ���� �
� ��� ��� � ���� �� ��� ���� ���. �� ��� ���� ��� ���
�� ���� �� ��� ��� ��� ���� ��� � �� � ��� ����� ����
�� �����.
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����� ���� ��� ���� ����. ���� ���� � �� ��� ��가 ���
�. "The End"�� �� ��� ��� �� ��가�� ��� � �� ��가 �� ��� ���

� ������.

����� HTT-C2� ��� HD �� �� ���� �, � ���� ��� ���� ����
��� �� � 50% ��� �����. ��� HD� 가� ��� ��� ����, �� HTT-C2
가 가� ��� ��� ��가 ��� �����.

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

���� HTT-C2가 � �� ���� ���� ��� ���� �가�� �, ��� �����
�� � ���� �� ������. 90% �� ������! ��� ��� 50% ��� ���
�� 90%� �� �� � ����.

���� ��� PTC� ����� �� ��� ���� ��� �가� ���� HTT-D3��
� �� ��� ������. ��� ���� � HTT-D3� �� �� ���� � 50%� ��
� ���� ���� ��� ��� ������.

“� ��� HTT-D3 � PTC� �� �� ����� PTC-518� �� ����� �
��� �� ���� ���� ��� ����. � ��� �� ���� ����
���, ��� ��� � ���, �� �� �����. ����, ���� ���
���. ”

HD� ����� ���� �� ��� ���
��?
����� ���� ��� ��� �� ���� ��� �� �����. ������
risdiplam��� ��� ��� �� FDA ��� ���� �� � �� ����� ��� ���
����� ���� � ���� ����. ��� ��� �� HD� ���� � ��� � ��
가��� �����.
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HTT-D3가 � ���� �� �� ��� ������ PTC Therapeutics� ������ ��
�� �� ��� ���� ��� ��가� ����. � �� PTC-518��� ���. HD가 ��
��� ���� � PTC-518� �� 1� ��� ��� �� ���� �� ��� ��� ���
� ���� ����. ���� ��� ��� �� � �������. Huntingtin� ��� ��
���� ��� ��� ���� ��� �� ��� �� ��� ���� ��� ���� ��
��. HD ��� �� 2� ��� 2022� �� ��� �����.

� ��� HTT-D3 � PTC� �� �� ����� PTC-518� �� ����� ���� �� �
��� ���� ��� ����. � ��� �� ���� ���� ���, ��� ��� � �
��, �� �� �����. ����, ���� ������. HD ��� �� �� ��� ��
� � �� ����� ���� �� �� � ����. ��� �� ���� �� ��� ���
HD ����� � 가� ��� ��� ���� ����.

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