
�

���� ��� ���� 2022 - Day 2
2022 HD Therapeutics Conference #HDTC2022 2��� �� ����� �����.
��� Dr Sarah Hernandez, Dr Leora Fox, Dr Rachel Harding, Joel Stanton 

2022� 05� 12� (�) Prof Wooseok Im� �� ��� 
Dr Sarah Hernandez� �� �� � 2022� 03� 03� (�)� ���

� �����. CHDI HD Therapeutics ����� HDBuzz �� 2��� �� �
� �����!

HD ��� �� ���� �� ��
� �� HD �� ��� ��� Dr. Michael Finley(CHDI)�� Dr. William Martin(Janssen R&D,
LLC)� HD ��� �� ���� �� ��� �� HD �� ��� � �� �� �����.

Davidson ���� CRISPR� ���� ����.

� �� ��� ����� ��� ��� ����� ���� Beverly L Davidson ��가 ��
��, HD� �� ��� �� ��� �� ��� ��� �� ��� ����.

HD� �� ��� ��� ��
���� ���� HD� �� �� ��� ���� �� ��� ���� ��� �� ����
����. ��� ��� ���� �� ��� ���� �� ��� �� 가� � ��� � ��
�� ���� ����. ����� 가�� � ����� � ��� ���� ��� �����
���. �� �� ��� �� �� ��� exon1� �� �� ��� ��� ����. ����
���� ��� ���� � ��� �� �� ���� ��� ��� �� � ��� �� ��
��.

Davidson ���� CRISPR� ���� ����. ��� DNA ��� �� ��� ��� � �
� �� ��� �����. � ���� ��� ��� ���� ���� �� �� SNP(“snip”)
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�� �� ��� �� ��� ���� �� ��� ���. � �� ��� ���� �����
��� ����� �� SNP� �����. �� �� ��� ���가 ��� ����� ���
� �� “����” ���� ��� � ����. HD� ��� ���� ��� CRISPR ��가 �
�� ��� ��� � 50% ����� ��� ������. ����� ���� HD� ���
���� �� ���� ��� �����.

���� Davidson ���� ��� ��가 ��� ���� ��� ���� ��� ��� ��
���. ��� ����� ���� ����� ����. Davidson ���� ��� �����
��� � �� �� ���� �� ��� �� ��� ��� ���� �� ��� ��� ��
� ������. ��� ��� � �� � ��� �� ���� ����:
https://en.hdbuzz.net/311

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

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

����� Davidson ���� ��� ��� ���� ���� �� �� �� ��� ���
� �� ���� ��� ��� ������. ��� �� ������ ���� ���� ��
� � ����. ��� ��� ��� ��� �� �� �����!

RNA ��� CRISPR
��� CRISPR ��� �� ����� HD� ��� �� ���� ��� ��� ����� �
���� ����� ��� Gene Yeo���. Yeo ���� �� ���� RNA� ���� ��
�� ���� � ��� �� ����. ��� ���� ���� �� ��� RNA �� ���
� ���� �� ����.

RNA �� ���(RBP)� �� ���� ��� ��� � ����. Yeo ���� RBP가 ���
� ��� �� ���� �� ���� �� ��� � �� ��� ������. ��!

�� ���� �� �� �� �� ���� ��� ��� ��� �����. �� ��� ��
�� ���가 ����� ����� ��� ��� ��� � ����. Yeo ���� �� ��
�� RBP� ���� �� RNA� ���� “�� ��"� � ��� �������. ��� HD
� ���� �� ��� ���� ���� � �� ����!

가� ��� ��� CAG ��� ��� ���� �� RBP� ������ ��� ���� ��
� �������. ��� �� ���� ��� �� ��� ��� �� ���� �� ���
� ����. ��� ���� CAG ��� ����� � HD� �� ��� �� ��� ���
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� �����! ��� ��� � 가� ��� � �� ��� ��� ���� ��� ���� �
���� ����. ��� ��� ��� � ���� ��� � �� �� ����� �� ��
���. �� ��� CAG ��� ���� HD �가 � �����?

�! ���� �� ����� � �� ��� ��� ��� ��� ���가 ����� MRI��
� � �� � ��가 �������. �� ��� �� � ��� ��� �� ���� ��� �
�� �� � ��� ����. � �� � ��� ��� ��� ��� ����� HD� �� 가
� ����� �� ��� �� ��� ����!

Microglia� �� �� ��� �����.

SHIELD HD - �� � ����� �� ��!
�� ��� Dr. Triplet Therapeutics� Irina Antonijevic & Peter Bialek. ��� ��� ���
�� ������ ���� �� HD ��� ��� ��� SHIELD HD ��� �� ��� ��
��.

Triplet� ��� ������ ��� ��� ��� ��� �� � ���� CAG ��� ���
���� �� ���� ���� ����. ��� HD ��� �� ��� ��� ��� � ��
��. ����� HD� 가� ��� �� �� ���� �� ���� ������ HD ��가
HD� ���� ��� ���� ��� ����� ���� ​​���� ��� ������. � �
�� � ��� MSH3��� ���. Triplet� MSH3� ���� �� ���� ���� ���
��� 가� � ��� � �� ��� MSH3 �� ����� �� ��가 가� � ��� �� �
��� � � ���� �����.

CAG �� ��� HD ��� ��� ����� � � ����� ��� ��� �� ���� �
��� ���. SHIELD-HD� ��� ��� ��� ����. ��� ���� ��� �� ��
��� �� HD ���� 가� ���� �������.

��� 2� �� HD ��� ���� ��� CSF� ��� ��� ��� ������. ���
�� MRI ��� ���� ��� �� ������. ��� SHIELD-HD ��� 48� �� ��
��� ����� �� �� �� ��� ��� ��� �� ��가 ������ ������.
�� HD ��� ��� ���� �� ���� �� ����.
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� ��� �� � �� ���� �� � �� ��� �� ��� ��� ���� �� ��� �
� ��� ������. ���� ��� ��� �� ����� HD� �� ��� �� ���
�� �� ������. ��� ��� HD ���� ���� �� SHIELD-HD ��� ����
�� HD ��� �� � � ���� � ��� � �� ���� ��� ��� �����. ��
� ��� ��� ��� �� �� �� ��� ��� ​​���� ���� ��� ��� �� �
�� ���� �� � ��� � � ����.

���� Triplet� MSH3 ���� ���� �� ��� �� ����� ��� ����. ��
� MSH3 ��� ��� �� CAG ��� ��� ��� ���� ���� �� ���� ���
� ��� ����. ����� MSH3� 50% ��� ��� ��� ������ ������!
��� HD ��� ���� ��가 ��� ���� ���� ��� ��� ���� � ���
�.

Triplet� �� HD �� ��� ��가 ��� � ����� ���� �� MSH3 ��� ���
� � ��� ����. ��� ��� � ���� � ���� ���� ��� ��� ��� �
�����. � ��� ���� �� Triplet� �� SHIELD-HD ��� ��� HD ��� ���
�� MSH3� ��� ������. ��� �� ��� ��� ���� ����. ��� ���
� ���� ��� ��� ���� ��� ��� TTX-3360��� �� �� ��� ����
� ��� ��� �� ���� ����.

��� ��� �� ��� �� ��� CSF�� MSH3� ��� ������. ��� HD가 �
� ��� ��� ��� �� ��� HD� 가� ��� ���� ��� ��� ��� ����
�����. � ��� Triplet� ����� TTX-3360� �� 1� ���� �� � ��� �
MSH3� ��� ���� ���� MSH3 ��� ��� �� ��� ���� ���� ���
�����. SHIELD-HD� �� �� ��� ��� ��� �� HD ����� �� ��� ��
�� ��� �� ��� ���가 ��� Triplet� ��� �� �� ���� ��� ���� �
�� � ��� ���. �� �!

�� ��! �� �� ������� ��� ��� �� � ��� ����. �� ��� ���!

��� ���� ���
��� Boston Children’s Hospital� Broad Institute� Dr. Beth Stevens���. ��� ���
����� ��� � ���� ��� � �� ��� ��� �� ���� ����. Stevens
��� �� �� ��� ���� ������ �� ���� ��� � ���� �� ��� �
��� � ��� �� �������� �� � �� �� � ��� �����.

����� �� ���(��� "����”), � ��� � 10%� �����. ��� ��� ��
� ����가 ���� ����� ����� ���� �� �����. ��� �� �� ��
� ���� ����� �� �� ���� HD� ��� ��� ���� ��가 �� ����
� ��� ���� ���� ����.

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

������ ��� ��� �� ��� ��� �� ��� ���� “�� ���"��� ��
�� � �� ���� ����. � � �, Stevens� �� � �� ���� �� � ��� ��
��� ���� ���� �� ����� �� ��� ����� �� ������. HD� �
�� �� � ���� � �� ���� ���� ����� �� ���� �� "�� �� ��
�” ��� ���� ��� ��� ����. �� �� ���� HD�� ���� ��� ���
��� ��� ��� ��� ��� ��� ���� � ��� ����.

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

HD ��가 ��� ��� Stevens� �� ��, ����, ����� ��� ��� �����
�. �� �� ��� � ���� �� ���� �� ��� ��� �� �� � ���� ���
� �� �� ������. Annexon Biosciences�� ��� �� ���� ���� ��� �
�����. �� �� ��� � �� ���� “�� ���” ��� ���� �� HD �� ��
��� HD� ��� ��� ��� ����� ��� ����. � ��� HD �� ���� �
� �� � �� ����. “�� ���"�� ���� ��� � ��� ���� �� ����
�. �� �� HD� �� ���� ��� ��� ��가 ��� ��� ��� � � ����. �
� ���� ��� ���� �� ��� ��� ��� �� � �� ���� ���� �� �
� ���� �� ��� ��� ���� ����. ����� ��� HD �� ����� ��
HD �� ������ ���� �� �����.

��� HD ��� �� �� ��� ���� ��� �� �����? �� Clarity� ​​����
HD ��� ����� ��� � �����. �� ����� � ��� � ���� �����
���� ��� � � ����. ��� ��� ����, HD ��� ����� �� ���� �
�� �가� �� ��� ��가 �����. HD ��� �� ��� �� ��� �� Annexon�
� ���� ����.
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���� �� ���� ���� ��가 HD ��� ���� ��� ���� ��� � ���
���� �� �� �� ����!

�� �� ��!
��� UC Irvine� Dr. Leslie Thompson���. Thompson� HD� ���� ���� �� �
� ��� ���� ��� �� ������. �� ��� HD� ��� � ��� ���� ��
� �� �� ��� ��� ��� � �� �� ��� �����.

����� � ��� �� ���� ���� ��� �� ����� �� ��� �� ��� �
� ��� ���� ��� �����. ��� "�� �� �� ��"� ��� ��� �����
����� �� � ��� ��� � ��� ���.

Thompson ��� HD� �� ��(SC4HD)�� �� ��� ����� ���� HD� �� �
��� �� �� ���� ���� �� ��� ���� ����. ��� HD� 가� ����
�� �� ��� �� ���� ���� �� ���� ���� �� ��� ��� �����
�. ��� ����! � �� �� � ��� ��� �� ��� ��� �� ��� �� ���
� ������. ��� HD ��� ��� ���� ��� �� �� ���� ���� ���
�� ���� ���� HD �� ��� ����� �����. �����, �� �� ��� �
�� ��� ��� ����. ��� �� ��� ���� ��� HD �� ��� �� ��� �
��� ���� �� �����. ��� ��� ��� ���� �� HD ��� ��� ���
� ����.

�� ��� ��� �� �� �� ���� ��� HD ��� ��� �� ���� ��� ��
� ��� �����. ����� �� ��� ��� ��� ��� �� ��� ��� � ��
���.

Thompson� �� ��� �� �� ��� �� �� ��� ���� �� ����� �� �
�� ���� �����. �� ��� �� ��� ��� �� ��가 ��� �� �� ���
� ���� ��� ���� ��� �� ����. HD �� ��� ��� �� ��� ����
� ��� ��� �� ��� ����� �� ���� ��� ��� ��가 �� ����. �
�� ��� ��� ���� �� ��� ����!

���� HD� �� ��� ���� ��� �� ����� ��� ��� ������. ��
���� ��� ���� ���� ���(David Baker) ���가 ����. ��� � ����
���� �� ���� �� � ���� ����� ������!

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

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

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

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

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

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