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Crispr Therapeutics: یانتخاب دسته ژن درمان 

 یگذار هیسرما یاجمال یبررس

 یتوسعه دارو است، اگرچه برا قاتیتحق یهانهیزم نیترو خلاقانه نیزتریانگجانیاز ه یکی یژن درمان

 Bluebird Bioمثال  یبرا پول شماست. یها برامکان نیزتریآماز مخاطره یکی زین یوتکنولوژیب گذارانهیسرما

(BLUE) کرد  افتیدر یژن درمان یبرا هیدییبلکه دو تا ک،یکه نه  یشرکت د،یریرا در نظر بگ- Skysonaدیی، تا 

. با یبتا تالاسم یلال خوناخت ی، براZynteglo، و ("CALD") یمغز یستروفینادر آدرنولوکود یماریب یشده برا

 است. افتهیدرصد کاهش  90از  شیبلوبرد در طول پنج سال گذشته ب مبزرگ، ارزش سها یهاتیموفق نیوجود ا

 "یعملکرد یدرمان ها"است که امکان  نیدارد ا یزیانگ جانیه یقاتیتحق نهیزم نیچن یژن درمان نکهیا لیدل

مادام العمر  یرا برا ماریبار انجام، ب کیدهد که پس از  یرا ارائه م "و انجام شده کپارچهیدرمان " کی یعنی

 یبرا در بازار هستند. نید شده گران ترییتا یها یاست که ژن درمان لیدل نیبه هم نیکند. همچن یدرمان م

در نوزادان نشان  ("SMA") ینخاع ینعضلا یدرمان آتروف ی، که براZolgensma Novartis (NVS)مثال، 

 Biogen's (BIIB)با  سهیدلار است. در مقا ونیلیم 2از  شیب یمتیبرچسب ق یداده شده است، دارا

Spinraza یکه برا SMA حال،  نینشان داده شده است، با ا زینZolgensma ارزان در نظر  انتو یرا م

سال اول درمان  ی( براستین "یدرمان عملکرد" کیکه  یینجاچهار بار در سال، هر سال )از آ نرازا،یگرفت. اسپ

 Zolgensmaدارو از  نیدارد. در عرض پنج سال، ا نهیهزار دلار هز 350هزار دلار و پس از آن سالانه  750

 یهاو دشوار است، و اکثر شرکت دهیچیپ یهامملو از چالش یحال، توسعه ژن درمان نیبا ا شود. یگران تر م

پول نقد  گذارانهیسرما قیمؤثر، از طر ییدارو دیکار را انجام دهند، بدون تول نیاند اشده که تلاش کردهفهرست

است،  افتهی کاهش ٪82 هماه گذشت 12در  Sio Gene Therapies (SIOX)اند. سهام را سوزانده کینیدر کل

Generation Bio (GBIO) 69٪  است، و سهام  افتهیکاهشVoyager Therapeutics (VYGR) 63٪ 

پنج  یوجود دارد که ط یژن درمان قاتیاز تحق نهیزم کیحال،  نیبا ا است. افتهیدر پنج سال گذشته کاهش 

مخفف  CRISPRاست.  CRISPRژن  شیرایداده است و آن و یادیگذاران پاداش ز هیسال گذشته به سرما

است و کشف آن باعث  Clustered, Regularly Interspaced Short Palindromic Repeatsعبارت 

را  2020در سال  یمینوبل ش زهیجا Emannuale Charpentierو  Jenifer Doudnaشد تا دانشمندان 

 یهاروسیمتعلق به و یکیژنت یهایتوال ییشناسا یبرا هایتوسط باکتر CRISPR عت،یدر طب کنند. افتیدر

و  Doudnaو  شودیاستفاده م CAS-9مانند  یتخصص یهامیها با استفاده از آنزمضر و شکافتن آن

Charpentier داده قیحذف، تطب ش،یرایو و یریگدفه یبرا تواندیم ستمیس نیتوانستند نشان دهند که ا 



شد  یوتکنولوژیشرکت ب نیچند جادیکشف باعث ا نیا ببرد. نیمضر را در انسان از ب یکیژنت یها یتوال ایشود. 

- Doudna یعلم انگذارانیاز بن یکی Intellia Therapeutics (NTLA) که  یشد در حالCharpentier 

 نیسهام ا متیپست. ق نیموضوع ا -بود  CRISPR Therapeutics (NASDAQ:CRSP) انگذارانیاز بن یکی

در مدت مشابه  S&P 500% 53با رشد  سهیسال گذشته در مقا 5% در طول 210% و 146 بیشرکت به ترت 2

 Editasنداشته اند.  یمسلماً عملکرد خوب CRISPRمتمرکز بر  یاز شرکت ها گرید یبرخ است. افتهی شیافزا

Medicine (EDIT)در مؤسسه  ی، توسط دانشمندانBroad هاروارد، که اختلافات مربوط به ثبت اختراع با ،

Doudna  وCharpentierمجموعاً به عنوان  نیو دانشگاه و یدر برکل ایفرنی، و دانشگاه کال(CVC  شناخته

 یها یماریشده است. ابتدا ب سیسازگار کرده است، تأسرا با آن  یفناور نیا یچه کس نکهی( در مورد اشودیم

 نیا تیواقع سهام آن بوده است. متیق یدرصد 55پنج سال گذشته شاهد کاهش  یط - دیرا درمان کن یانسان

 نکهیسال قبل از ا 10، و Charpentierو  Doudnaنوبل  زهیاز دو سال از جا شیاست که با گذشت ب

و امکان  غاتیبر اساس تبل تواندینم گریها دشرکت نیسهام ا متیرا آغاز کنند، ق CRISPR قاتیدانشمندان تحق

 ییداروها یتوانند برا ینشان دهند که م دیبا ومعامله شود.  "و انجام شده کی" یهادرمان ت،یبه موفق یابیدست

اعتبار بازار وجود  نیبه ا یابیبه دست کیشرکت نزد کیدر حال حاضر تنها  .رندیبگ هیدییکنند تأ یکه واقعاً کار م

 یهافرصت ست،یها چفرصت نیا نکهیپست، در مورد ا نیاست. در ادامه ا Crispr Therapeuticsدارد و آن 

است،  CRISPRکه در حال حاضر متمرکز بر  یبهتر از هر شرکت گذارانهیکه سرما کنمیبالقوه بازار، و چرا فکر م

 نیدر حال حاضر ا CRISPR دیخر ییبایز بخرند، بحث خواهم کرد. یدلار اردیلیم ۴.۵شرکت  نیبهتر است در ا

 زوریو به شدت کاتال ثباتیشود. سهام معمولاً ب یمعامله م ریاخ ینسبت به اوج ها فیدرصد تخف 30است که با 

 سهام مشخص و موجود است. متیق شی، احتمال افزا2023در سال  CRISPR یدارو دییتأ نیاست، و با اول

در ارائه  است. CRISPR یدارو یبرا یپرونده قانون نیاول جادیدر آستانه ا Crispr Therapeuticsشرکت 

بار  نیاول یکند که برا یم انیب Crispr Therapeuticsنوامبر منتشر شد،  4خود که در  Q322درآمد 

 نیا ارائه شده است. یابیمجوز بازار نیو اول ("FDA"به آژانس غذا و دارو ) ("BLA") کیولوژیدرخواست مجوز ب

 31و  ("TDT"وابسته به انتقال خون ) یمبتلا به تالاسم 44 - ماریب 75مطالعه  ینرم افزار بر اساس داده ها

ناتوان کننده و مادام العمر هستند که در حال حاضر  یماریشکل است. هر دو ب یسلول داس یماریمبتلا به ب

توانستند  TDT ماریب 44نفر از  42مطالعه،  نیا خون منظم دارند. قیبه تزر ازین مارانیکاهش درد و رنج ب یبرا

در نظر گرفته  یکاف Exa-Cel دییتأ یطور گسترده براها بهداده .انتقال خون را متوقف کنند یبه طور کل

 کی Exa-Celباشد.  SCD ماریهزار ب 25و  TDT ماریهزار ب 7که فرصت بازار در ابتدا  رودیو انتظار م شوندیم

برده  شگاهیبه آزما شوند،یبرداشت م ماریب یهااست که سلول یمعن نیاست که به ا "ex-vivo"درمان 

که به آنها در  - نیجن نیهموگلوب یسطوح بالا انیب یبرا CRISPR/Cas9 یهاکیو با استفاده از تکن شوندیم

 یم قیتزر مارانیخون ب انی. سپس دوباره به جرشوندیمجدد م یمهندس - کندیکمک م VOCsاز  یریجلوگ



 یماریآنها ب نیدهد، که قابل توجه تر یرا ارائه م یمتعدد یمنیاست که مسائل ا دهیچیروش پ کی نیا شود.

زند، که  یشده را پس م یمهندس یسلول ها یمنیا ستمیکه س یاست، زمان ("GvHD") زبانیدر برابر م وندیپ

مختلف  یها رمجموعهیدر ز انهجداگ 3مطالعه فاز  5را در  یقو یمنیا لیپروفا CRISPRتواند کشنده باشد.  یم

 مارانیدر ب -برطرف شده اند  یکه همگ - یجد یعارضه جانب 4حال، با تنها  نیکرده است، با ا جادیا مارانیب

TDT  که مربوط بهExa-Cel ،بودند 

 شراکت ورتکس و فرصت بازار

دلار درآمد  اردیلیم 8حدود  ،یدلار اردیلیم 80در قالب ارزش بازار  Exa-Cel یبرا یقابل توجه کیشر سپریکر

روش  کیبه عنوان  Exa-Celدرک ارزش  یدارد. برا Vertex (VRTX) سیبروزیف کیستیسالانه غول س

تا سهم خود را از  کرددلار پرداخت  اردیلیم Crispr Therapeutics 1به  2021در سال  Vertex ،یدرمان

 یارزش ها Exa-Celفروش  لیحداقل پتانس یدهد که به معنا شیافزا ٪60 به ٪50از  یالص جهانفروش خ

Vertex و  آورد،یخالص دارو را به دست مدرصد از فروش  40تنها  سپریبدان معناست که کر نیا عتاًیطباست

ممکن است  ییدارو نیچن یهانهیوجود دارد. هز ex-vivoدرمان  یدر مورد اندازه بازار برا ییدهایشک و ترد

 یاریبس - رندیقرار گ ختس یشرط شیپ میرژ کیتحت  شانیهاقبل از برداشت سلول دیبا مارانیگزاف باشد و ب

غول  .ستیآنها مناسب ن یبرا Exa-Celبرسند که  جهینت نیممکن است به ا SCD/TDTبه  انیاز مبتلا

و درمان  Global Blood Therapeutics دیخر یدلار برا اردیلیم 5.4 راًیاخ Pfizer (PFE) یداروساز

 3فاز  یشیکه در حال حاضر در مرحله آزما نکلاکوماب،یبالقوه ا نیگزی، به علاوه جاSCD Oxbryta یخوراک

 دیخر نیدلار از ا اردیلیم 3تواند سالانه  یاظهار داشت که معتقد است م زریفا تیریمد کرده است. نهیاست، هز

 کنند. یاستفاده نم یکیژنت یاز درمان ها مارانیدهد فارما مطمئن است ب یکه نشان م ابد،یبه اوج فروش دست 

بتا است.  یتالاسم / SCDکوتاه مدت در  دییکه به دنبال تا ستین یتنها ژن درمان یحت Exa-Cel ن،یعلاوه بر ا

Bluebird Bio  انتظار داردBLA یخود را برا lovotibeglogene autotemcel ای "Lovo-Cel"  در

Q123 خود از  یدهد که در مطالعه محور لیتشکVOC  وجود،  نیبا ا .کرد یریجلوگ ماریب 25/25در

دلار در  اردیلیم 1از  شی)فروش ب "بلاک باستر" یدارو کیتواند به  یم Exa-Celباورند که  نیبر ا لگرانیتحل

 ونیلیم 400با درآمد  یمرحله تجار ییشرکت دارو کیتواند  یم CRISPRکه  یمعن نیشود، به ا لیسال( تبد

برابر بالا به نظر برسد،  10 ~به فروش  متیباشد. اگرچه ممکن است نسبت ق ندهیدلار در سال در چند سال آ

فرصت  CRISPRکنم، و  یبحث م ریباشد، همانطور که در ز نیبالاتر از ا اریاما فرصت اوج فروش ممکن است بس

 مارانیب یرا برا یشرط شیپ میاً رژاساس "هدفمند هیتهو" دارد. SCDخارج از  یزیانگ جانیه اریبس یها

در حال آماده شدن  سپریکند، و کر یاستفاده م یباد یآنت ییدارو باتیمثال از ترک یکند، برا یم ندتریخوشا

 کینیورود به کل یاست که به دنبال مجوز برا ("IND") دیجد یدارو یبرا یقاتیدرخواست تحق کیارائه  یبرا



خارج از  تیبا قدرت بالاتر، با سم ینسل بعد یدایکاند ت،یدرمان در صورت موفق کیاست.  یاردمو نیبا چن

دهد، همانطور که در بالا نشان داده شد،  شیرا به شدت افزا یقابل آدرس ده مارانیب تیجمع دیهدف کمتر، با

 یدلار اردیلیم 1فروش سالانه  یدارو کی Exa-Celکه نسل اول  میاگر فرض کن برابر. 5تا  تیریدر برآورد مد

کند، که ناگهان ارزش بازار  لیتبد یدلار اردیلیم 5فروش سالانه  یدارو کیبه  آن را تواندیم شیافزا نیاست، ا

 Crisprگام بزرگتر به جلو وجود دارد که  کیبه علاوه،  .دهدیدلار کاهش م اردیلیم 4.5را به  سپریکر

Therapeutics تواند بردارد. تا کنون ما فقط  یمex-vivo یهاروش نیاما اگر ا م،یاادهرا مورد بحث قرار د 

به  یازیصورت اصلاً ن نیتوسعه داد، چه؟ در ا in-vivo مارانیب یهابه سلول یدسترس یرا بتوان برا یدرمان

 -است  نهیزم نیرهبر کلاس در ا Intellia Therapeuticsتا به امروز،  وجود نخواهد داشت. یشرط شیپ

 دوزیلوئیمبتلا به آم ماریرا در شش ب TTR یمسطح سر تیبا موفق NTLA-2001آن،  یاصل دیکاند

Transthyretin (ATTR) یژن درمان- یاثبات مفهوم نیاول -کاهش داد  یدیداخل ور قیبا استفاده از تزر 

. به ستین Intelliaلزوماً منحصر به  سازد،یرا ممکن م in-vivo شیرایکه و یحال، فناور نیبا ا .داخل بدن

 CRISPR یکه توسط فناور) RNAتوانند  یساخته شده اند که م ("LNPs") یدیپیعنوان مثال، نانو ذرات ل

توسعه  یها براLNPهدف منتقل کنند.  یرساندن به سلول ها بیرا بدون آس MRNAشود( و  یاستفاده م

روز به  کیو  ستندیحق ثبت اختراع ن یمهم بودند، آنها دارا اریبس (MRNAو مدرنا ) زریفا دیکوو یهاواکسن

خط  کنند. فایا CRISPR یداروها ریسا ای Exa-Cel ینسل بعد یمشابه برا یممکن است بتوانند نقش یزود

و شش پروژه است  IND یواحد در مطالعات توانمندساز ییدارا کیدر حال حاضر شامل  سپریکر in-vivoلوله 

 CRISPR یداروها ندهیوجود داشت که در پنج سال آ یواقع دیام دیکه هنوز در مرحله کشف هستند، اما با

موثرتر و ارزانتر باشد. همانطور که  عتر،یسر دیکه با ex vivo .انجام دهند in vivo طیبتوانند کار خود را در شرا

برسد و  جهیبه نت exa-celبا  in-vivo Crispr Therapeuticsکه کار  یدر بالا نشان داده شد، در صورت

 تواندیبتا م/SCD ی، حداکثر فرصت فروش در تالاسمVertexباشد، نه  ینسل بعد یفناور نیمالک ا سپریکر

در مسابقه توسعه ژن  ینقش مهم CRISPR د،یاشتباه نکن .ابدی شیدلار در سال افزا اردیلیم 10از  شیبه ب

 ینیپروتئ - ANGPTL3است و  یکی یلیهموف -خوب است  اریکند و اهداف آن بس یم فایا in-vivo یدرمان

آن وجود  یبرا یشده ا دییتا یدارو چیاست که ه لیدخ یالکل ریغ تیمانند استئاتوهپات ییها یماریکه در ب

 گرید یکی نیا بازار است. یهااز فرصت گرید یکی -در انتظار  یدلار اردیلیم 40از  شیب رفرصت بازا کیندارد و 

 Eli Lillyمانند  یتوسط افراد ابتیکه در درمان د ییها شرفتیگفت که پ دیاست، و با ex-vivo یاز درمان ها

(LLY)  باMounjaro  وNovo Nordisk (NOV)  باOzempic  یخوراک یدو روش درمان -انجام شده است 

را در  VCTX210در حال حاضر  -دلار  اردیلیم 10از  شیهستند و اوج انتظار فروش ب دییکه هر دو مورد تا

 تواندیاست که م "و تمام کی"رمان بالقوه د کی VCTX210فراموش کرد که  دیقرار داده است. اما، نبا هیسا

را به  CRISPRاست که  یزیهمان چ نیبرطرف کند. ا یمونجارو به طور کل ای کیرا به مصرف اوزمپ مارانیب ازین



 یگذارهیفرصت سرما کیرا به  Crispr Therapeuticsو  - کندیم لیتبد زیانگجانیانداز هچشم کی

 کندیم لیمدت تبدکوتاه نیمچنبلندمدت و ه یبرا زیانگجانیه

 مدتکیدرآمد نزد لیبا پتانس - شودیم یاست که در سبد شما نگهدار "یفانتز"سهام  سپریکر - یریگجهینت

 یواقع

 

 

به فروش پرفروش دارند  یابیدست یبرا یدهند و شانس خوب یرا هدف قرار م یخون یداروها سرطان ها نیهمه ا

به  Carvykti -دلگرم کننده است  اریبس یانیدر مراحل پا ینیبال شاتیشده در آزما دیتول یاز داده ها یبرخ -

 یهاتوسعه درمان ی. هدف بعدمثلا. افتیدست  ("MM") لومایم پلیمولت در ٪70از  شینرخ پاسخ کامل ب

 ندیفرآ نیا شوندی(، و باعث ممارانینه خود ب ند،یآیدگان ماز اهداکنن شدهیمهندس یهااست )سلول کیآلوژن

دارد که  یهشت پروژه سلول درمان سپریکر مرتبط با خون عمل کند. یهاسرطان نیجامد و همچن یدر تومورها

ام، تمرکز کرده یبتا تالاسم/SCDمقاله عمدتاً بر فرصت کوتاه مدت  نیدر ا .است ینیدو پروژه در حال توسعه بال

با درمان  یگریاحتمالاً قبل از هر کس د Crispr Therapeuticsکه  کندیم دیتأک تیواقع نیبر ا رایز

CRISPR ریساده است، شاهد شکست اخ ندیفرآ نیکه معتقد است ا یهرکس یوارد بازار خواهد شد. برا 

 یبرا Beam Therapeutics میتصم ای یینایناب یبرا ییتوسعه دارو یبرا Editas Medicine یهاتلاش

 اردیلیم 1.9از  شیب سپریخوب، کر یریاندازه گ یبرا .دیخود باش SCD یدارو یدایکاند یبرا INDعدم ارسال 

 گزارش کرد. دلار پول نقد در سه ماهه

https://seekingalpha.com/article/4559097-crispr-therapeutics-the-pick-of-the-

gene-therapy-bunch 

 

 

 


