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2022 HDF Milton Wexler Biennial Symposium #HDF2022 1��� ����� �� �� ��
� �� ��� ����� �����.

��� Dr Rachel Harding�(�) Dr Sarah Hernandez 

2022� 08� 31� (�) Dr Sarah Hernandez� �� �� � 
Prof Wooseok Im� �� ��� 2022� 08� 30� (�)� ���

����. �� �� �� ��(@hdfcures) 2022 Milton Wexler Biennial
Symposium in Boston� ���� �� HDBuzz ��� �� �� �����!
HDBuzz� ����� � ��가 ������. @hdfcures�� ��� �����

� �� ��� �� ���� ����� � ��� �� ��� ��� ��� � ����.

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

HDF� ��� �� �� ����� �� �� �� �� ��� ����, �� ���� � HD
�� ��� ��� ��� �� ������.

HD� ����� ���� ��
��� � �� ��� UCL� Sarah Tabrizi���. Sarah� HD� 가� ���� ���� ��
가� �� ��� �� ���� ���� ����. Sarah� ��가 ����� ��� ��� �
�� �� �� �� ��� ��� HD� ���� � ��� ������ ��� �����.
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PREDICT-HD � ENROLL-HD� �� HD 가�� ��� �� �� ��� ��� HD가 ����
��� �� �� �� ����. HD-YAS(HD Young Adult Study)� HD� �� �� ��� �
��� ��� ���� �� �� �� �가��� HD� �����가 �� ���� ��� �
��� ���� �� ��� ����. HDBuzz� HD-YAS가 Tabrizi ��� ��� ���� �
� ����� � ����.

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

�� � ��� ���� ��� �� ���� HD가 �� �가�� HD ��� ��� �� �가
� �� ��가 �����. 8�� � �� ��� HD� ��� 가� �� �� �� ��(����
� �)�� ���� �� HD가 �� ���� �� �����.

����� NfL(������ �)��� ������ ��� ���� �� HD ���� ���
� �가����. ��� � ��� ��� �� ����, �� ��� �� ����� �� ��
�� �����. ���� �� �� �����가 �가����(� 12�!), NfL ���� HD가
�� ��� �� ��� ��가 ��� �����.

����� ��� �� �����. HD ��� ���� ��� ���� HD가 �� ���� �
�� � �� �� ������ 가�� ����. ��� ��� ������ 24�� �� ��
� ��, ���� � �� � �� ������� ��� ��가 �����.

��� NfL ���� �� 가�� ��가 �����. �� ����� ��� ��� ���� �
� HD� �� ���� � � �� ������ 가�� ��� �����. HD� ���� ��
� � �� � �� ��� ��� � ��� ��� ���� �� ��� 가� �� ��� ���
� ����. HD� 가� ���� �� �� ���� ��� ����� ����� �� � ��
� ��� � ��� �� �����(NfL)가 ����. .

“HD� ���� ��� � �� � �� ��� ��� � ��� ��� ���� �
� ��� 가가� �� ��� ��� � ����. HD� 가가� ���� �� �� ��
�� ��� ����� ����� �� � ��� ��� � ��� �� ����
�(NfL)가가 ����. . ”

���� Dr. Tabrizi� [��가 � � � �� ���] �� �� ��� ����� �� HD-
ISS(�� ���� ���)� ���� �� �� �������(https://en.hdbuzz.net/325).

HD-ISS� � ��가 ��� ���� �� ��가�� HD� 0�� 4�� �����. � ���
���� �� HD ���� ���� �� �� ��� ��� � ����. ��� ��, � ��
� ��� HD ����� ��� �� �� ��� �� ���� �� ��� ���� � ���
� ���� ����.

HD� 가� ���� ��� ��� � ��가 ��� HD �� ���� �� �� ��� ���
��� ����. �� ��� ���� ��� ��� �����.
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� ��� ���� ��� ����� �� ��� ���� �� ��� � �� ��� ���
�� ���� ���� �가� ������. 20,000� ��� ��� ���가 �������!
��� HD-ISS가 ��� �� ���� ���� ��� ��� ������. �� CAG ���
가� ��� �� ����� HD ��� ��� � ��� �� �� ��� ���� ��� � �
���.

��, HD� �� ��� 가� ���� ���� ��� �������. HD-ISS ���� ���
� HD ��� ���� �� ���� �� ��� ��� ���� � ��� � �� �����
� �����. ��� HD� �� ��� 가� ���� ���� ��� ��가 �� �� �� �
�� �� HD ���� ��� �� ����� ��� ��� ��� HD-ISS� �� �����
���� �����.

Sarah� HD-ISS� ��� ��� ��� �� ��� ��� HD �� �가�� 가�� ����
� ��� 가���� �����.

Tominersen �가가� � ���� ��� �� Roche� ����
��� Roche� Peter McColgan���. Peter� �� �� ��� ��� ��� ����
tominersen� �� ���� ����.

� HDBuzz가 ���� � ��

Peter� ��� GENERATION-HD1 ��� ��� �� Roche가 ��� �가 ��� �� ���
����. �� ��� ��� HD 가��� ��� ��� ������. ���� ���� ��
� � �� HTT �� �� � ���� ���� ��� �� ��� ����.
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� III� ���� �가��� 8��� �� 16��� 120mg� ����� ����� ��� ��
���. ��� ��� ��� ��� ����� ���� ���� �����. ��, � �� �
� ���� ���� � �����.

�� ���� NfL� ��� ��� ��� ���� ���� ��� �� ��� �� �가��
� ����� ��� � ��� �� ��가 � �����.

�� Peter� �가�� ��� ���� �� ����! Roche� ��� �� ��� �� ���
�� ���� � ��� ����. ��� ���� � ��� �� � 가� ��� ��� �� �
��� ��� ���� HTT� ��� ��� � ��� �����.

Peter� CSF�� toinersen ��� �� CSF�� HTT ��� �� ��� ����가 ��� �
��� Roche� ��� ���� �����. ��� CSF HTT ��� ��� ��� �� ���
� ����가 �� ��� ���.

�� Peter� tominersen ��� � CSF NfL� �가� ��� ���� ��� ������. �
�� ��가 ��� �� ������. NfL ��� � �� ��� �� �가��� �� ����
��. ���� tominersen� ���� CSF NfL� �� ��� ���� �� �����?

Roche� ����� ��� �� ��, � ����� ��� ��� �� ��� ���, �� �
����� ��� NfL ��� ������. 가� �� ��� tominersen ��� 가� � NfL �
���� 가� �� �� HTT� ������.

���� ��� �� ��� �가가 �� ��� ��� ���� �������. ��� ��가
��� �� ������. ��� ����� � � �� ��� ��� �� ���� � �� �
� ��� ���� ����� �����.

“CAG ��가가 �� ��� �� ���� Roche� tominersen� ��� ��� ��
��� ��� ��� ��� �� ���� ����. … Roche� � ��� ���
� ��� ��� ��� ���� ���, ��� � ��� HD ��� CAG �� �
�가가 � �� ��� ���� ���� ����. ”

��� ��가 �가�� ����� �� ���� �� �� ��� �� �가���. �����
�� ��� �가���� �� � ���� ��가 ����. Peter� ��� � ����� � �
�� ��� ����� �����.

Roche가 �� 가�� �� ���� ����, ��� tominersen� “� ��(on-target)” � “�
� ��(off-target)” ���� �� ��� � � ����. ‘�. ��� �� �� ��� �� �가
� ��� ���� �� � ��가 �� �� ��� � ��� ����.

�� Peter� “�� ��"�� �����. ��� �� � ���� ���� ������ ���
� ���� �� ���� ��� ��� �� ����� ���� ��� ���� �����
�. �� ��� ���� �� ���� ��� ���� �� ��� ����� �� ����
�� �����. ��� � �� �� ��� ���� ����� ���
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CAG ��가 �� ��� �� ���� Roche� tominersen� ��� ��� �� ��� ��
� ��� ��� �� ���� ����. ��� ��� ����� ���� ����. Roche�
� ��� ���� ��� ��� ��� �����. ��� � ���� CAG �� ��가 � �
� HD ��� ���� ���.

� ��� 2� ��� �� "tominersen� �� �� ��� ��"�� �� � �� ���
tominersen� ���� ����. ��� �� � �� ��� ��� �� ���� 가�� ��
��� � �� ��� ���� ��� �� ����. ��� �가���� 16��� �� � �
��� 100mg� 60mg� � �� ��� ��� ����. GENERATION-HD1 ���� Roche
� ��� ���� ���� �� �� �� ��, � HD� � ��� ��� �� �� ����
� 16��� ���� �� ���� ����� �� �� ����.

����� Roche� ���가 HD ����� tominersen� �� �가 ��� ������ ��
���. � ��� ���� ��� ������� Roche� ���가 ��� ��� ����
tominersen� �� �가 ��� ����� ����.

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

��� ��� �� ��� ��� �� ���� ��� ������. #HDF2022�� ��� �
�� �� ��� ����� 9� 15� �� EST� ��� ���� ������! ���� ��.
�� Facebook, Instagram � Twitter�� HDF� ����� �� ��� ����� ��� �
�� � � ����.

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

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

CAG ��� ��
����� ����� DNA, RNA(����), ���� �� ��� � �� ��� ��� �

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

CSF �� ��� �������� ��� ���� ��� �����.
�� HD �� ��� ���� ��� ���� �� ��� ���
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