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HD� �� ��� �� ���
HD ��� �� ��� ���� ���� ��� �� ��� ����� �� ����. � �
�� HD� ���-��� ��� ��� ��(BTBGD)��� �� � �� ����� ���
����� ��� ���� ���.
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��� � �� ��� ���� ��� ���가 ����� �� ��� ����
� ��� � � ��� ���� �� �� ��� ���� ����. � ��� �
�� HD ��� ����가 �� ��� �� ��� ��가 � �� �� � ���

���-��� ��� ��� ��(BTBGD)�� � � �� �� ����� ���� ����
�. HD� ��가�� BTBGD� ����� �� ��� ��� ��� �� ��� �����.
�� ���� ��� ��� ���� BTBGD� �� ��� ����� � ��� 가� ����
����� �������. �� ���� � ���� HD��� ��� � 가�가 ��� � 가
� ��� ����� HD� 가� ���� ���� � ��� �� ��� �� ��� ����.

���� ��� ��� ���� ��
����(HD)� �� ��� ������ ���� ����가 ���, �� �� ��� ���
�� � �� ��� ���� �����. � ���� �� ���� � ��� ��� �� ��
� ���� HD� ��� �����. HD ��� �� ��� �� ��� ���� ��� ��
� ���� �� � ��� ��� ����. ��� �� � ��� ���� ��� ��� ��
��� ��� ��� ��� �� ��� �� �� � ��� �� �� �� ��� ��� ��
� ��� �� �������.

��� HD� �� ��� ���� ��� � ��� ��� ���� ���� ��� ����
� ��� ��� �� ��� ���� ����
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��� ���: Lightfield Studios

��� HD �� ��� ���� ����� �� ���� �� �� ��� ���� ����.
�� ���� HD ��� ��� ����� ���� CPEB�� ��� ��� ��� ��� �
�����. �� ��� ��� 2021� 9� Science Translational Medicine� ������
2022� 3� CHDI HD Therapeutics �� Day 1� Dr. Jose Lucas� �� �������.

���� CPEB ���� �� ��� RNA ���가 ���� ���� ��� �� ��� ��
� ���� ��� RNA ��� ��� ���� ����. CPEB� poly-A ���� ��� RNA
���� ��� ���� ��� ��� ��� ��� ����. � ��� �� �� ��� �
��� ��� ���가 �� ��� ���� ���� �� �� “���"� �� � ����. �
� A ��가 �� ��� RNA ���가 ����� ��� �����. ��� CPEB� ��� �
� ���� ��� ��� ��� ��� ��� ��� ��� �� � ����.

CPEB�� ��� ����
CPEB ���� � ��� �� �� ���� ��� �� ��� ��� ����. ���� ��
� ���� �� CPEB ���� ��� ��� ��가 ������ HD� �� �� ��� ��
�� CPEB ���� �� ��� ���� �����. � �� ���� Lucas� �� HD ��
�� 가� ��� �� ��� CPEB ��� ��� ������. ��� HD � �� � ��� �
�� �� RNA ��� � ���� ��� ��� ��� ���� � ��� ���� ����.

CPEB ��� ��� ��� �� ��� � ��� ���-���-��� ��� ��(BTBGD)�
� ��� �������. ��� ����� ���� ���� �� ���(��� B1����
�)� ���� �� ��� ���� �� �� �� ��(�� �� 1)���. HD� ��가��
BTBGD� ����� �� � ��� ��� ��� ���, �� � ��� ��� �����. �
�� HD� �� ��� ���� � ��� � � �� ���� ����. ���� ���� ��
�� ���� �� ��� ��� �� ��� ���� �� ��� ���� �����
BTBGD�� ��� �� ��� �����. BTBGD� HD ��� ��� ���� ��� ���
���� Lucas� ��� ��� ��� HD��� ��� � ���, ��� ��� ��� ��
���� ��� � � ��� ���� �����.

“HD� ��가가�� BTBGD� ����� �� � ��� ��� ��� ���, ��
� ��� ��� �����. ��� HD� �� ��� ���� � ��� � � �
� ���� ����. ”

��� ����� HD� 가� ��가 ��� ��� ���� BTBGD� ��� �� ��� ��
� ��� HD � ��� ��� ��� ��� ���� �� ������. �� �� HD가 ��
� 가� ��� ����� ��� ���� ���� ��� ����� ��� ���� ���
��. ��� ���� �� ��� ���� � ��� ��� ���� � ��� ���� ��
�� �� ��� �����. ��� ��� ���� ����� HD� 가� ���� ����
��� ��� ���� ��� �� �� ��� �����.
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����� ��� ��� ��가 �� HD가 ������ ��� ���� ���� ���� �
�� �� ����� ����. ��� ���� ��� ��� HD� �� ���� �����
� HD� �� � ���� ��� �가�� �����. ��가 �� � ���� ��� �� ��
� ��� HD� �� ��� ���� ��� ���� ���� ��� � ��� ��� ���
� ���� ��� ����� ��� ��� �� ��� ���� ����. ���� ��� �
�� �� ���(�: CoQ10)� �� ���� ���� �����.

��� ���� ���� HD ��� ���� �� ���� ���� ���� �� ����
��� � ��� ��� ���� ���, �� �� ��� ��� HD ��� HD ��� ���
� ��� �����. - �� ��. �� ��� ���� �� ��� � ��� �� ���� �
��� �� ��� ��� �� �� ��� ���� �� ��� �� ��� ������. �
��� ���� ��� ��� �� ��� � ��� ���� ���� ��� �� ��� ��
��� ��� �������. �� � ��� �� ��� �� ��� ��� ���� ���
���� ��� � ����. ��� ��� ��� ��� BTBGD ���� � ��� ����
������ ��� �� ��� ���� ��� HD ��� �� �가�� ��� �� � ��
��� �� � ��� �����.

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

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

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

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