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Novartis� �� ��: branaplam� VIBRANT-
HD ���� �� ��
HDBuzz� �� ��� ���� ������ VIBRANT-HD ��� �가�� ��� �� �
���� ������ ��� ��� �� �������.

��� Dr Leora Fox 2022� 08� 31� (�) Dr Jeff Carroll� �� �� � 

Prof Wooseok Im� �� ��� 2022� 08� 08� (�)� ���

IBRANT-HD ��� 2022� �� ������ ��� ��� � �� ��� �� ��
� ������ �� ���� ���� �������. 8� 8� ���, ��� ��
���� ������ ���� ���� ��� �� ��가 ����� ������

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

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

�� 10� � �� HD ��� �� ��� �� ��� ��� ���� ��� ��� ����
�, �� ��� ��� ��� ��� ��� ���� �� ��� �� ��� ���. ����
��� ���� � ���� �� ������ ���� �� ��� �� ��� � ��� ��
����. ��� ����� � 1� �� �� 가�� ��� ���� �� ����� ����.

������ �� ��� ��� ��
branaplam� VIBRANT-HD ��� ���� ����� ��� ��� SMA� ��� �� ��
�� �������. SMA� �� ������. ��� ��� �� ���� �� ��� ��
��� �� � � �� ������.

Branaplam� �� SMA� ��� ���� �������. ��� splicing modulator� ���
����. ����� ��� SMA� ��� ���� �� RNA ���� ���� ���� ��
�� ��� ��� � ��� �����. ��� ���� ���� Novartis� ������ �
� ���� RNA ���� ��� �� � ���, � �� ���� � ����� �� ����
��.
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2021� ��, SMA ���� �� � �� ��� �� ��� ���� �� Novartis� SMA �
��� �� ����� ��� ���� HD� 가� ��� �� ��� ����� �����
�. � ��� HD �� ��� ���� ��� ��� �� ������ �� ��� ��� ��
��������. �� ��� �� ��� 가��� �� HD ����� ��� 2022� ��
VIBRANT-HD 2� ��� �������.

��� ���� ��
VIBRANT-HD ��� � �� 20� ��� ���� HD �� ��� �� 75�� ���� ��
�����. ��� �� ��� ���� ����� ��� ���� ��� ��� ��� ��
��� ����. ��� 4�� �� �� � �� ��� ���� ������ ��� � ���
� ����� ������. 2022� ��� �가�� � �� ���� ��� ������. �
�� � 25����, � 20�� ��� ������ ���� 5�� ��� ������.

��� �� ���� ���� ��� ��가 ������ �� �����. ��� ���� �
� � ����. branaplam� ���� ��� �� � ��� ��� ���� �����. ��
��, �� �� �� ���(����)가 ��� �� �� �� ���� ���� � �� �가
� ��� ���� ��� ���� ���(DMC)� �� �������. ��� ���� ��
���� ���� ���� ���� ��가 ��� �� �가�� ���� ���� �� ��
��� �����.

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

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

�� ��� �� ����� VIBRANT-HD ��� ���� ��� ��가 � �� ���� ��
� �� ����. � ���� ��� ���� �� ����. �� �가�� ��� ��가 ��
��� “��” ��� �����. �, �가 ���� ��� ����� ��� ����.

��� ������ ��� ��� ��� �
�� ��가 ����?
����� � �� ��� �가�� ���� �� �가 ��� ������ �가�� ����
�����. �� �� Novartis가 � � ���� ���� ���� � �� �� �� ��� �
� ������ �� ����� �� ����� ��� ���� �� �����.
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��� HD ���� ��� ���� �� � ��� ��� ��가� �� �� ��� ����.
���, � ��� � ��� ��� ���� �� 가�� �� ��, ������ �� �가��
� �� �가�� ��� ��� ��� �� ����. � ��� 가��� ��가 �� ��� �
���� ��� ���� ������ ��� ��� ���� ��� �����.

branaplam� HD� 가� ���� ���� �� ��� ���� �� ��� �����. ��
� �� VIBRANT-HD� � �� ��� �� �가��� �� ��� ����. ��� � ���
���� ���� � ��� �� ��� �� ��� �� ��� �� �� ��� �� ���
�� ��� ����.

�, � ��� ��� ��� �� ��� ��� ��가 ���, ��� �� ��� ��� ��
��� ����. Branaplam� �� �� ��� ���� �� ������, ���� ����
��� “��� ��"� ��� ��� �� ��� ���� �� ��가 �� � ����. ��
�� �� �� � �� �� ��� �� ��� ����. PTC-518��� �� PTC
Therapeutics�� �� ����. ���� ��� ���� ��� �� ��� ������ �
� � ���� �� ��� 가� � ����. ��� �� PTC-518� ��� ��� ��� ��
�� � �� ����� ��� �� HD� �� �� �����. ��� ����� ��� ��
� � PTC� ����� ����� ��가�� ����� ����� ��� ��� � ���
����.

��� ��
��� ��� �� ��� ��� ���� ��� ��� �� ��� ���� ���� ���
uniQure� Wave�� ���� �� ��� ���� ��� Roche� �� ��� �� ��� �
���. �� � ��� 가�� � 가� ��� HD �� ��가 �가�� ��� � �� HD ��
�� � �� �� ����� ��� ���� ��� �� ����.

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

�� ����� VIBRANT-HD �� �가��� ��� �� �� ����. ��� ���� ��
� ���� ��� �� ��� 가�� � �� � ��� ��� � �����. ��� �� ��
��� �� ��� ��가 VIBRANT-HD�� �� ��� ����� �� HD� �� ����
���� �� �� ��� � 가�� �� ����.

��� ��가 � ��� ����� 가�� ����. ��� �� ��� �� ��� ���
FAQ� ������...
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splicing ���� ��� ���� �� ��� �� ���� �� RNA ���� ����
�.

RNA DNA� ��� �� ���, ���� ��� � ��가 ���� �� ����� ���
� '���'��� �����.

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