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 یمبتلا به اختلالات خون مارانیب یبرا CRISPRتوسط  یژن درمان یایمزا

 

از  ی، گروه(EHAاروپا ) یارائه شده در کنگره انجمن هماتولوژ دیجد دهیچک کیدر 

درمان  کیرا در مورد  یدیجد یاده هاد ((CHOP ایلادلفیکودکان ف مارستانیمحققان شامل ب

   دیشکل شد یو سلول داس (TDTبتا وابسته به انتقال خون ) یتالاسم یبرا یقاتیتحق

SCD..که توسط  به موقعدرمان  ارائه کردندVertex Pharmaceuticals  وCRISPR 

Therapeutics  همانطور  یمنیبا مشخصات ا ز،یاست، تا سه سال پس از تجو افتهیتوسعه

)از  کیآلوژن وندیاز پ ترمنیا اریو به طور بالقوه بس رودیاتولوگ انتظار م وندیپ یکه برا

 شگامیو پ دهیارشد چک سندهیاستفان آ، نو داد. نشانرا  یمداوم یایاهداکننده( است، مزا کی

 یتحول لیدرمان پتانس نیکه ا دهندیرا ارائه م یشتریها شواهد بداده نیگفت: ا ،یمونوتراپیا

، Grupp ،MD را دارد. یشکل و بتا تالاسم یسلول داس یماریمبتلا به ب مارانیب یبرا

Ph.D.سرطان  یمونوتراپیمرکز ا هیافتتاح ریو مد وندیو پ یبخش سلول درمان سی، رئ

ادامه  جینتا نیا یماندگار یبه بررس دیاگرچه ما با .CHOPدر  یکل یسوزان اس و استفان پ

از دو  یدیجد یهاداده دهیچک زده هستم." جانیه یفعل یمن در مورد داده ها م،یده

، که قبلاً به عنوان exa-cel (exagamglogene autotemcel) یبر رو ینیبال ییکارآزما

CTX001 ژن  شیرایمصرف که از و کباریدرمان  کی دهد،یارائه م شد،یشناخته م

CRISPR با مرتبط  نیهموگلوب وبیاصلاح ژن مع یبرا ینیجن نیهموگلوب دیتول تیتقو یبرا

مبتلا به  ماریب 44را ارائه کردند:  ماریب 75 جیمحققان نتا .کندیاستفاده م بیماری رادو ره

TDT  با  31وSCD. .  مبتلا به  ماریب 44ازTDT ،42 بودند  قیبدون تزر یریگینفر در پ

در  SCDمبتلا به  ماریب 31همه  بود. exacel تزریقماه پس از 37.2تا  1.2 نیکه ب

به طور  یمنیا بود، بدون بحران انسداد عروق بودند. ریماه متغ 32.3تا  2 نیکه ب ،یریگیپ

دو  اتولوگ سازگار بود. یادیبن یسلول ها وندیبا بوسولفان و پ ویلوآبلاتیم تحت شرایط یکل

-exaبه طور بالقوه مرتبط با  (SAEs) یجد یعوارض جانب TDTمبتلا به  ماریب 44نفر از 

cel مارانیاز ب کی چیکه ه یداشتند، در حال SCD  بهSAE در  یمربوط به سلول درمان

 نظر نگرفتند.
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