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����� �� ��� ��� �� uniQure�
����
uniQure� HD� �� ��� ��� ���� ��� ��� ���� ����. �� �� �
�� � �� ��� �� �� ��� �� 10�� � �� ��� �� 1� ����� ���
���. ��� ��� ����� � ������.
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���� ������ ������ ���� �� ���� ����(HD) ���
AMT-130� �� ���. ��� HD ��� �� �� �� ��� ����, ���
�� ����� ��� ��� �����. 6� 23� ��� �� �� � �� ��

����� ��� �� HD �� 10�� � �� ���(��)� ��� � ��� ��� �� 12
�� ���� ������. HDBuzz� �� uniQure� �� �� ��� Dr. Ricardo
Dolmetsch� ���� �� ��� 가����. ����� ��� ��� ���� ���� �
��� � �� ��� ���� �����. ��� ��� ��� ��� �� ���� ����
�� ��� � ��� ���� ���� �� ��� ��� ����. ��� ���� �� �
��� �� ��� �������.

HD� �� ��� ��� ��
� �가�� �� ��� �� ���� �������. ��� ��� ���가 ����� ��
��� ����� ���� �� ��� �� �����. ��� ��� ��� �� ��� ��
�� ��� ��� ��� ��� ��� ��� ��� ��� ��가 �� ��� ��� ���
� ���� ��� ��� ��� ��� ����. ���� HD ��� ���� ��� ���
�� � �� ��� ��� RNA� ���� �� ��� ���� ��� ��� ��� ���
�. ��� HD� �� ��� ��� �� ���� �� �� ���� ��� ��� ���� �
� ��� ����.

uniQure� AMT-130��� HD ��� ���� ���� ����. ��� �� �� �� ��
� ��� ����� ���� HD� ��� 가� �� �� � ��� ���� �� ���� �
� ��� ���� ����. �� ���� ���� ��� ��� ��� �� ��� ����
� ��� 6�� ����� ���� �� �� ��가 �����. � ��� �� � ��� �
� ��가 ��� ���� � ���� ���� ��� ��� ���� ���� ���� ��
�� ��� ����.
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AMT-130� ��� ��� �� � ��� �� �� �� ���� ��� ����.

����� HD �� ��
uniQure� HD ���� 가� ��� ���� ��� ��� ��� ���� ��� ��� ��
��� � � �� �����. �� �� � ��� ��� ���� ��� ��� ��� � ��
��� ��� 2020�� HD-Gene-TRX1�� ��� ��� ���� � � �� ��� ���
���. ���� 36�� ��� ���� � ��� �� ���(��)� ���� ���, ���
AMT-130� ���, ��� ���, ��� ��� �� �� ��� �����. ���� ���
���� ���� �� ��� ������.

�� � �� ��� uniQure� ��� �� ������� HD� 가� 10�� � �� �가� �
�� �� ���� ������. � � 6�� ��� AMT-130� ����� 4�� �� ���
�� “���"� �����. ��� ��가 ���� ���� ���� ���� � ���
uniQure� �가� � 7�, AMT-130 ���� 4�, ����� 3�� ��� �� ���� ��
� � �����.

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

������ ��� ���?
6� 23� ������� �� ���, 1� � ��� ��, � �� ��� ��� � �� NfL�
�� ���� �� �� ���� ����. ����� ��� ��� �� 가� �� ����
��� � ��가 ��� ��� � �� ��� �� "�����"� ��� ��� �� ����
�� ����� ��� ���� ����. �� ��.”
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��� ���� 가� ��� ���� ��� �� �����. 10�� �가�� 1� �� ���
����� ��� ��� �� ���� ��� ��� ���� ����� �� � �����.
��� ��� ���� �� � ��� � ��� � �� �� ���� �� ��� ��� � �
������. � �� ��� �� � ��� �����, �� �� � ��� ���� ��� �
�� ����� � �� ��� �������. 가� ��� ��������. ��� �� ��
� �� � ��, ��� ��� ���� �� �� �� � �� �� ���� ����.

��� ��
� �� ���� 10�� �가�� ��(“���”)� �� �� �� ��� ��� 1, 3, 6, 9, 12�
� �� �� ��� �����. �� uniQure가 NfL� �� � ��� ��� ���� � ���
� � �� ��� � �� ����� ��� ��� ��� � ��� �� �� ����.

�����: NfL� ���� �가

������ ��� �� ��� �� ��� ���� �� ��� � �� ��� �� ��
��. HD� �� ����� ��� ��, ���� ������ ��� ���� �� ��
��� ��� ��� ��� ���� �����. �� � ���� ���� NfL� HD가
���� �� �가�� ��� ���� �� �� ��� ���� �� � ���� ���
�. ��� NfL� ��� �가� ��� � ��� �� ����� ���� �� �� � �
�� �� ��� ��� ����� ��� �� ����. ���� � �� ���� HD-
Gene-TRX1 �가�� �� �� NfL� �가�� ��� ��� ���� ������. 가�
��� ��� ���� ��� �� ���� �� NfL ��� � �� �� �� ���� �
������.

�� ��: ��� �� ��

���� ���� uniQure� �� ��� ��� ���가 ���� ��� “���"� ��
�� �� ��� ���� � ���� � ����� �� ����. ��� AMT-130� �
� "�� ��"� �� ��� ���� �����. ��� �가�� �� ����� ���
�� ��� � � ���� ��� ����� ���� �� AMT-130� ��� ����
��� ��� ����. � �� ���� ���� �� ��� ��가 ��� ��� ��
����� 12��� �� ����� � 50% ��� ��� ������. 가� �� ���
���� ���� ��� ��� �� ��� ���� ��� ��� �����. �� ��
��, � ��� ��� ���� �� ������� �� ��� ����� ��� ���
�� ���� ��� ����.

��� ��� ��� ��
������ �� ��� ��� ���� �� �� ��� � �� ��� ��� �� ���
����� ��� ��� �� ��� � � ����. ��� ��� �� �� ��� ��� �
�가 �� �����. �� ����� ����� ���� ���� ��� ���� ����
���� ��� ��� HD ��� �� ��� �� ��� �����. uniQure ��� � ��
� ��� 10� � ����� 7����� ��� � �� ��� �� ���� �� � ����
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�. �� �� �� 4�� 가� ��� �� �� 3�. ��� ��가 �� �� �� ���� ��
�� �� ��� �� ����� ��� ��� ���� 가� �� ��� ���� ��� ��
�� ���.

“� �� ���� AMT-130� ����� ���� �(��� ��� ��� �)�
���� ��� ����� ��� HD� ���� ��� ����� �� � ��
���. ”

� �� �� ��� uniQure� ��� � ���� ���� ��� AMT-130� ���� ���
� �� � �� ���� � 50%�� ���� ����. �� �������� � � �� ��
� �� ��� ���� "�� ��” ��� ��� � ���� �� ��� ������ �� 가
� ��� �� 가��� �� ����.

uniQure가 �� ��� ��� ��� ��� ���� ��� � � �� ���� ���� ��
���. ��� �� ���� ����� ��� ��가 ��� ��� �� �� ���� ���
����� uniQure� �� �� ���� ���� 12�� �� ��가 ��� ��� ����
�. ��� �� ���� ��� ����� ��� ��� �� � ��� ���� �� ���
��. �� ��� �� � �� ���� �� � ���� � �� ���� ��� ��� ��가
���� �� ��� ���� �����.

�����, ��� ���� �� ���� AMT-130� ���� �� �� �가�가 ���, �
� � ��� ���� ��� ��� ���� �����.

AMT-130� �� ��� �����?
� �� ���� AMT-130� ����� ���� �(��� ��� ��� �)� ���� ��
� ����� ��� HD� ���� ��� ����� �� � �� ���. �� ����가 가
���, �� uniQure가 2023� 2��� ��� ��� ��� ��� �� ����.

가� �� ��� 가��� ��� ����(��� ��� ��� � ����!)�� �� ���
���� �� ���� ��� �� ���, �� uniQure가 가�� �� HD �� ��� ���
� �� ��� 가��� ��� ����� ��� � ����. � ���� � 가��� ���
��� ���� ��� �� ��� ����가 ��가 ���� ��� ��� ��� ����
� ����. ��� ��� ���, ���� ��� ��� ����, ��� ��� �� � 가�
��� ��� � ����. ��� ����� HD� ��� ����. ��� ������
uniQure� 100�� �� ��� ���� ���� ����� ��� �� � � ��� 3� �
�� ���� � �� ���� ��� ��� ����� ��� �, � ��� ���� ���
�� ��� �����. HD�.

��� 2023�� ��가 ��가 ��� �� �� � ��� 가��� ���� ���. � 가� 가
��� ��� ���� ����� ��� ��가 ���� ���� ����. ��� ����
��� �� � ����. AMT-130� �� 가�� ��� ��� ��� �� � ����. � �
��� ��� ���� �� ������. ��� ����� ��� �� ������ HD�
��가 � �� ���� ��� �� � ��� ����. �� tominersen �� ��� ����
�. � �� uniQure� ��� ��� ��가� ���.
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�� ��� ���� uniQure� ��� ���� �� ���� ��� ��� ��� � ���
��가 ��� �� AMT-130� �� ���� ���� ����. � “��” ��� � 가� ��
� �� ��가 �� �� ���� ����. � �� �� ���� uniQure� ���� � ��
��� ��� �� �� �� ��� ��� ���� �����.

��� uniQure� �� ��� � ��� �� ��� ������. ��� � �� �� ���
�� ��� �가� ��� �가���� ���� �� ��� ��� ��� ���� ����.

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

��� ��� ����� ���� ���� �����. �� ���� HD� IT-15����
��.

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