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 پزشک و دکتری تخصصی ژنتیک  

  کند؟  یشکل چگونه کار م یسلول داس یبرا  یژن درمان

  ن یپروتئ  ن،یاست که بر هموگلوب یکیاختلال ژنت  کی (SCD) شکل یسلول داس  یماریب

،  SCD گذارد. در  یم ریکند، تأث  یرا حمل م  ژنیقرمز خون که اکس  یموجود در گلبول ها

 ،یخون یشوند که منجر به انسداد رگ ها یشکل( م  یقرمز بد شکل )داس  یگلبول ها

، انتقال  SCD یبرا هیاول  یاواخر، درمان ها  نیشود. تا هم  یاندام م  بیدرد مزمن و آس

 شرفتیپ  کیحال،    نیبود. با ا  یادیبن  یسلول ها  وندیدرد و در موارد نادر، پ  تیریخون، مد

 .کند یرا فراهم م داریراه حل پا کیبه  دیام ،یدر ژن درمان  دیجد

 ست؟یشکل چ  یسلول داس یماریب یبرا  یدرمان ژن

مسئول   وبیمع  یژن ها  ینیگزیجا  ای  شیرایشامل و  یسلول داس  یماریب  یبرا  یدرمان  ژن

است    یکیاصلاح جهش ژنت یژن درمان یشکل است. هدف اصل یداس  یخون یسلول ها

شوند.  ینم  یکند که داس  دیتول  یقرمز خون سالم  یدهد گلبول ها  یکه به بدن اجازه م

را دارد    لیپتانس  نیا  یژن درمان  کنند،یم تیریکه علائم را مد  یسنت  یهابرخلاف درمان

در حال حاضر،   ارائه دهد. بارهکیدرمان   کی  ،یماریب یکه با هدف قرار دادن علت اصل

راه درمان ب ها  وندیشکل، پ  یسلول داس  یماریتنها    لر،یم  وتیاست. ا  یادیبن  یسلول 

راه   کی نی: ادیگو  یم BlackDoctor.org به  کا،یسرخ آمر بیصل یپزشک  ییاجرا ریمد

 .است زیچالش برانگ اریاست، اما بس یحل بالقوه دائم

 



 یعملکرد ژن درمان  نحوه

 است و ممکن است تا دو سال طول بکشد. دهیچیپ SCD یبرا یژن درمان  ندیفرآ

م یآوررا جمع ماریشکل ب  یداس یهاسلول  ،یسازآماده  نیدر ح و آنها    میکنیو حذف 

بتوانند درمان    یحت مارانیب  نکهی. قبل از امیکنیم  نیگزیقرمز سالم جا یهارا با گلبول

تواند حدود هشت تا    یکه م  رندیقرار گ  یآماده ساز  ندیفرآ کیتحت   دیرا شروع کنند، با

 یداس  یخون آنها و کاهش درصد سلول ها  یشامل آماده ساز  نیهفته طول بکشد. ا 10

ژن   شیرایو  ندیقبل از شروع فرآ داریپا  نیاز داشتن سطح هموگلوب نانیاطم یشکل برا

 است.

 مراحل مربوطه آمده است:  کیبه تفک نجایا  در

تبادل گلبول " ایخون   قیتزر  یسر  کیابتدا تحت   مارانی: بیادیبن یسلول ها برداشت

م  "قرمز  یها ها  رندیگ  یقرار  سلول  تعداد  کاهش    یداس  یتا  بدنشان  در  . ابدیشکل 

هموگلوب  یهنگام  ایاز مغز استخوان    یادیبن  یشد، سلول ها  تیتثب  ماریب  نیکه سطح 

 شود. یم یخون او جمع آور

آور یادیبن  یسلول ها  ژن: شیرایو شوند که  یفرستاده م یشگاه یشده به آزما  یجمع 

 یکیاصلاح کد ژنت  یبرا  CRISPRژن مانند    شیرایو  شرفتهیپ  یدر آن دانشمندان از ابزارها

اصلاح   شود،یشکل م  یداس  یخون  یهاسلول  جادیکه باعث ا وبیکنند. ژن مع  یاستفاده م

به سلو  شودیم  نیگزیجا  ای تول  یهاگلبول  دهدیاجازه م  یادیبن  یهالو   دیقرمز سالم 

 کنند.



  یبا دوز کم قرار م  یدرمان  یمیش  میرژ  کیتحت   مارانی: بیدرمان  یمیش  یساز آماده

  نی اصلاح شده آماده کنند. ا  یادیبن  یسلول ها قیتزر  یتا مغز استخوان خود را برا رندیگ

رشد کرده    ماریتوانند در بدن ب یو سالم م  دیجد یکند که سلول ها یم نیمرحله تضم

 شوند.  ریو تکث

  یکه مغز استخوان آماده شد، سلول ها   یهنگام  اصلاح شده: یادیبن  یسلول ها  قیتزر

 دیاصلاح شده شروع به تول  یسلول ها  نیشوند. ا  یم  قیتزر  ماریشده به ب  شیرایو  یادیبن

که به مرور زمان سلول ها یقرمز سالم م  یگلبول ها را جا  یداس  یکنند   نیگزیشکل 

 کنند. یم

  مارانیآن ب  یماه طول بکشد که در ط  نیدوره نقاهت ممکن است چند  و نظارت: یبهبود

انتقال خون ممکن است هنوز مورد ن باشد  ازیاز نظر عوارض به دقت تحت نظر هستند. 

 کند. دیتول یسالم کاف یسلول ها ییکه بدن به تنها یتا زمان

 است؟ یژن درمان  طیواجد شرا یچه کس

به سلول داس  ماریب  هر واجد شرا  یمبتلا  واجد   یارهای. معستین  یژن درمان  طیشکل 

 :بودن عبارتند از طیشرا

  شاتیشده است. آزما دییساله و بالاتر تا 12  مارانیب  یبرا  یدر حال حاضر، ژن درمان  :سن

 .جوانتر ادامه دارد مارانیآن در ب یو اثربخش یمنیا نییتع یبرا ینیبال

  یناش   دیعوارض شد ایکه علائم   یمارانیب  یبه طور معمول برا  یژن درمان  :یماریب  شدت

  ه یدارند، توص یسابقه سکته مغز  ایاندام ها   بیدرد مکرر، آس  یمانند بحران ها SCD از

 .شود یم



 ریو سا  یدرمان  یمیسالم باشند تا تحت ش یبه اندازه کاف دیبا مارانی: بیسلامت  تیوضع

 .رندیقرار گ یمقدمات یدرمان ها

تنها حدود    :یادیبن  یسلول ها  وندیپ ینامزد از ب  25تا    20در گذشته،    مارانیدرصد 

SCD بودند. با   یادیبن یسلول ها  وندیپ طیبه اهداکننده همسان، واجد شرا ازین لیبه دل

به اهداکننده را از   ازیکند و ن یاستفاده م ماریخود ب یاز سلول ها  یحال، ژن درمان نیا

 .دهد یگسترش م یشتریب مارانیرا به ب یدرمان نهیبرد و گز یم نیب

به سلول داس ماریب  هر بود   یژن درمان  طیواجد شرا  شکل  یمبتلا  بنابرانخواهد    نی ، 

بود. برخ  یاتیانتقال خون همچنان ح  یعوارض جد  یبه اندازه کاف مارانیاز ب  یخواهد 

  یخون ادامه م   قیبه تزر تیریمد  یبرا  نیداشته باشند، بنابرا  یبه ژن درمان  ازیندارند که ن

 یکیژنت  نهیشیپ  یاز افراد دارا  ژهیخون، به و  یکند: اهدا  یم  انخاطرنش  لریدهند. دکتر م

 است. یضرور یسلول داس مارانیبا ب یاز همسان نانیاطم یمشابه، برا

 یژن درمان  یها  تیو محدود  ایمزا

ارائه م  یمبتلا به سلول داس مارانیب یرا برا  تیمز  نیچند یدرمان  ژن از   یشکل  دهد، 

 :جمله

و عوارض    یهابحران ،یپس از ژن درمان  مارانیاز ب  یاریبس  :یزندگ  تیفیک  بهبود درد 

 .بدون علامت هستند باًیتقر یو برخ کنندیرا تجربه م یکمتر

انتقال خون:  ازین  کاهش از درمان موفق  به  به   یازین  گریاغلب د  مارانیب  ز،یآم  تیپس 

 یبهداشت  یمراقبت ها ستمیو س  ماریبار ب یخون منظم ندارند و به طور قابل توجه  قیتزر

 .دهد یرا کاهش م



سلول   یماریدرمان ب  لیپتانس  ینشده است، ژن درمان  نیاگرچه تضم درمان بالقوه:  کی

 .دارد یماریب نیا یکیبه علت ژنت یدگیشکل را با رس یداس

 یزندگ تیفیتوانند ک  یاست که م  نیژن ا  شیرایو  یفوق العاده درمان ها  یایاز مزا یکی

بخشند. در حال  یرا به طور قابل توجه ا  یبهبود  ن  کی  نیکه  از    یاریبس  ست،یدرمان 

انجام درمان د  مارانیب از  ندارند. د  قیبه تزر  یازین  گریپس  منظم   شرفتیپ  دنیخون 

ها  درمان  نیا  FDA دییمنجر به تا  تیگذشته، که در نها  الدر چند س  ینیبال  یهاییکارآزما

ه  م  زیانگجانیشد،  آزما  کندیخاطرنشان م  لریاست. دکتر  در کاهش عوارض   هاشیکه 

ارائه    مارانیرا به ب  یدارتریپا  اریبس یموفق بودند و زندگ  اریشکل بس یسلول داس  یماریب

 کردند.

 :ستیبدون چالش ن یحال، ژن درمان  نیبا ا

تواند تا دو سال   یم  ،یتا بهبود یاز آماده ساز  ند،ی: کل فرآدرمان یطولان  یزمان  جدول

 .آماده شوند یفشرده و طولان یسفر درمان کی یبرا دیبا مارانیطول بکشد. ب

است به طور گسترده در دسترس   یژن درمان  :یو دسترس  نهیهز و ممکن  گران است 

  یهمچنان موانع   یکل  نهیو هز  یبه مراکز درمان ییایجغراف  یدسترس مه،ینباشد. پوشش ب

 .است مارانیاز ب یاریبس یبرا

افراد  ستندین یژن درمان  طیواجد شرا مارانی: همه ببودن طیواجد شرا یها  تیمحدود  .

اشکال خف به    نی ا  طیخاص ممکن است واجد شرا  یپزشک  طیشرا  ای  یماریب  فیمبتلا 

 درمان نباشند.

 



 شکل  یسلول داس  یماریب یبرا  یژن درمان  ندهیآ

در حال گسترش  ینیبال  شاتیدهد، آزما یبه تکامل خود ادامه م  یکه ژن درمان  همانطور

خون مانند بتا  یکیبه انواع مختلف اختلالات ژنت انیجوانتر و مبتلا  مارانیاست و شامل ب

اثربخش  یم  یتالاسم ژن درمان  یطولان  یشود.  مطالعه است، اما    یمدت  در حال  هنوز 

بس  دوارکنندهیام  ینیبال  شاتیآزما  هیاول  جینتا است.  ب  یاریبوده  ا  یمارانیاز  در    نی که 

خود تجربه  یزندگ تیفیرا در علائم و ک  یها شرکت کردند، بهبود قابل توجه  ییکارآزما

بخش  یمارانیب .کردند آزما  یکه  نظر    ینیبال  یهاشیاز  تحت  به دقت  همچنان  بودند، 

که  مینیبب میخواه  یحاصل شود. ما م  نانیاطم  یبلندمدت ژن درمان  یایهستند تا از مزا

سال به کار خود   30  یحت  ای  20،  15  یدرمان ها در طول زمان، به طور بالقوه برا نیا

م یادامه م در حال انجام    زین  یگریژن د شیرایو یهاشیآزما:  دیگویم لریدهند. دکتر 

  یدرمان فقط برا  نیدر حال حاضر، ا  رایتر، زجوان مارانیب  یاست، از جمله مطالعات برا

است  12افراد   و بالاتر در دسترس  ژن درمان  علاوه .سال    یبررس   یبرا  قاتیتحق  ،یبر 

در حال    نیادامه دارد. دانشمندان همچن طیشرا ریدر سا  یفناور نیاستفاده از ا یچگونگ

تا ژن  ییهاراه یبررس تر کنند و به طور  تر و مقرون به صرفهرا در دسترس  یدرمانهستند 

 .کنند لیتبد مارانیاز ب یترعیوس فیط یبرا یدرمان اصل کیبالقوه آن را به 

https://blackdoctor-

org.cdn.ampproject.org/c/s/blackdoctor.org/how-does-gene-

therapy-for-sickle-cell-work-5-things-you-need-to-know/?amp 


