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FDA شکل یسلول داس یماریمبتلا به ب مارانیدرمان ب یرا برا یژن درمان نیاول 

 .کند یم دییتا 

      و Casgevy یهامتحده دو درمان نقطه عطف به نام الاتیا یسازمان غذا و دارو امروز،

Lyfgenia  شکل یسلول داس یماریدرمان ب یبرا یژن درمان نیدهنده اولکرد که نشان دییرا تأ 

(SCD) ها، درمان نیاز ا یکی ن،یسال و بالاتر است. علاوه بر ا 12 مارانیدر بCasgevy، نیاول 

که  کند،یژنوم استفاده م شیرایو دیجد یفناور یاست که از نوع FDA دییدرمان مورد تا

 .است یدرمانژن نهینوآورانه در زم شرفتیدهنده پنشان

نفر را در  100000 باًیاست که تقر یارث یاز اختلالات خون یشکل گروه یسلول داس یماریب

است و  عیتبار شا ییقایآفر یها ییکایدر آمر یماریب نیدهد، ا یقرار م ریمتحده تحت تأث الاتیا

دهد.  یقرار م ریتحت تأث زیتبار را ن ییایاسپان یها ییکایدارد، آمر یکمتر وعیکه ش یدر حال

که در گلبول  ینیاست، پروتئ نیشکل، جهش در هموگلوب یسسلول دا یماریدر ب یاصل شکلم

شود  یجهش باعث م نیرساند. ا یبدن م یرا به بافت ها ژنیشود و اکس یم افتیقرمز خون  یها

را  انیجر داریقرمز داس یهاگلبول نیکنند. ا دایشکل پ یداس ای یقرمز به شکل هلال یگلبول ها

که منجر  کنندیبدن را محدود م یهابه بافت یرسان ژنیو اکس کنندیمحدود م یخون یهادر رگ

 انسداد عروق یهابحران ای (VOE) انسداد عروق یدادهایاندام به نام رو بیو آس دیبه درد شد

(VOCs) کننده  دیتهد یها یتواند منجر به ناتوان یبحران ها م ای دادهایرو نی. تکرار اشودیم

نادر، ناتوان کننده و  یاختلال خون کیشکل  یسلول داس یماریب .مرگ زودرس شود ای و یزندگ

 یکه زندگ یافراد یبرا ژهیرا به و نهیزم نیکه ا میزده هست جانیو ما ه است یکننده زندگ دیتهد

 .میببر شی، پیدو ژن درمان دییبه شدت مختل شده است، با تا یماریب نیا لیآنها به دل



 FDA کیولوژیب قاتیو تحق یابیدر مرکز ارز یدفتر محصولات درمان ری، مد.M.Dوردون،  کولین 

افراد مبتلا به  یبرا ژهیهدفمندتر و موثرتر را دارد، به و یارائه درمان ها دینو یژن درمان :گفت

 .محدود است یفعل یدرمان یها نهینادر که گز یها یماریب

Casgevy ،ساله و بالاتر با  12 مارانیشکل در ب یسلول داس یماریدرمان ب ی، برایژن درمان کی

 .شده است دییمکرر انسداد عروق تا یبحران ها

Casgevy دییمورد تا یدرمان نیاول FDA است که از CRISPR/Cas9شیرایو یفناور ی، نوع 

ژنوم با استفاده از  شیرایبا و مارانیخونساز )خون( ب یادیبن یکند. سلول ها یژنوم استفاده م

 .شوند یاصلاح م CRISPR/Cas9 یفناور

CRISPR/Cas9 برش یتواند برا یم DNA شیرایشود و امکان و تیمورد نظر هدا یدر نواح 

 کند. یرا در محل برش داده شده فراهم م DNA (ینیگزیجا ای)حذف، افزودن  قیدق

 شوندیر میتکث خوانو در مغز است شوندیزده م وندیپ ماریشده به بخون اصلاح یادیبن یهاسلول 

را  کندیم لیرا تسه ژنیاکس لیکه تحو نیهموگلوب ینوع ، (HbF) ینیجن نیهموگلوب دیو تول

شدن گلبول  یاز داس HbF سطح شیشکل، افزا یمبتلا به سلول داس مارانی. در بدهندیم شیافزا

 .کند یم یریقرمز خون جلوگ یها

Lyfgenia بر سلول است یمبتن یژن درمان کی. 

Lyfgenia  مارانیدرمان ب یکند و برا یاستفاده م یکیاصلاح ژنت یبرا یروسیو یناقل لنت کیاز 

شده  دییانسداد عروق تا یدادهایشکل و سابقه رو یسلول داس یماریساله و بالاتر مبتلا به ب 12

 است. 

مشتق از  نیهموگلوب کی)،HbAT87Q دیتول یبرا ماریخون ب یادیبن یهالول، سLyfgenia با

 .یکندم یکیاصلاح ژنت (،کندیعمل م A نیکه مشابه هموگلوب یدرمانژن



خون  انیشدن و مسدود شدن جر یداس یبرا یخطر کمتر HbAT87Q یقرمز حاو یل هاگلبو

 .شود یداده م لیتحو ماریاصلاح شده به ب یادیبن یسلول ها نیدارند. سپس ا

اند و به عنوان اند که اصلاح شدهساخته شده ماریخون خود ب یادیبن یهادو محصول از سلول هر

ساز )خون( بازگردانده خون یادیبن یهاسلول وندیاز پ یعنوان بخشدوز بهو تک بارهکی قیتزر

 . شوندیم

 هیتهو تحت دیبا ماریو سپس ب شودیم یآورجمع ماریخود ب یادیبن یهاقبل از درمان، سلول

تا با  کندیها را از مغز استخوان خارج مکه سلول یندیبا دوز بالا(، فرآ یدرمانیمی)ش ویلوآبلاتیم

 قرار می گیرد. شوند نیگزیجا Lyfgenia و Casgevy شده دراصلاح یهاسلول

 یابیارز یمدت برا یمطالعه طولان کیکرده اند در  افتیدر Lyfgenia ای Casgevy که یمارانیب

 .شوند یهر محصول دنبال م یربخشو اث یمنیا

گفت:  کا،یآمر یا و داروسازمان غذ یکیولوژیب قاتیو تحق یابیمرکز ارز ریمارکس، دکترا، مد تریپ

بر  ینوآورانه مبتن یهایدرمانمهم با استفاده از ژن یپزشک شرفتیپ کیدهنده نشان هاهیدییتأ نیا

 است.  یو بهبود سلامت عموم رانگریبالقوه و یهایماریهدف قرار دادن ب یسلول برا

از  تیحما یبرا ازیمورد ن ینیو بال یعلم یهاداده قیدق یهایابیبه دنبال ارز یاقدامات امروز 

 یطیشرا یو موثر برا منیا یهاتوسعه درمان لیتسه یبرا FDA دهنده تعهداست که نشان دییتا

 .بر سلامت انسان دارد یدیاست که اثرات شد

 Casgevy از داده ها یبانیپشت

 مارانیدر حال انجام در ب یچند مرکز یتک بازو ییکارآزما کیدر  Casgevy یو اثربخش یمنیا

 قرار گرفت. یابیمورد ارز SCD بزرگسال و نوجوان مبتلا به



از دو سال قبل  کیشده توسط پروتکل در طول هر  فیتعر دیشد VOC سابقه حداقل دو مارانیب 

ماه  12حداقل  یبرا VOC دیشد یزودهایاز اپ ییرها ه،یاول ییکارآ جهیداشتند. نت یاز غربالگر

 ماهه بود. 24 یریگیدر طول دوره پ یمتوال

 یکاف یریگیبا زمان پ ماریب 31تحت درمان قرار گرفتند. از  Casgevy با ماریب 44در مجموع  

 .افتندیدست  جهینت نی%( به ا93.5نفر ) 29 ،یابیارز یبرا

 ای وندیشکست پ ماریب چیرا به دست آوردند و ه یزیآم تیقموف وندیتحت درمان پ مارانیهمه ب 

 .ردرا تجربه نک وندیرد پ

دهان،  یخون، زخم ها دیسف یکاهش سطح پلاکت ها و گلبول ها یعوارض جانب نیتر عیشا

 یتب دار )تب و کاهش تعداد گلبول ها یدرد شکم، استفراغ، نوتروپن ،یاسکلت یتهوع، درد عضلان

 .خون(، سردرد و خارش بود دیسف

 Lyfgenia از داده ها یبانیپشت

تک  یمطالعه چند مرکز کی یداده ها لیو تحل هیبر اساس تجز Lyfgenia یو اثربخش یمنیا

تا  12 نیسن نیب VOE شکل و سابقه یسلول داس یماریمبتلا به ب مارانیماهه در ب 24 ییبازو

 سال است. 50

 با ونیماه پس از انفوز 18تا  6 نیب VOEs (VOE-CR) بر اساس وضوح کامل یاثربخش 

Lyfgenia شد. یابیارز 

 .به دست آوردند یدوره زمان نیدر ا VOE-CR ماریب 32 از( ٪88و هشت ) ستیب 

 نییها، دهان و گلو(، سطوح پالب یدهان یها)زخم تیشامل استومات یعوارض جانب نیترعیشا

تب )تب و کاهش تعداد  یقرمز خون، و نوتروپن یهاو گلبول دیسف یهاها، گلبولپلاکت

 بود. یدرمانیمیش خون(، مطابق با دیسف یهاگلبول



رخ داده  Lyfgenia تحت درمان با مارانی)سرطان خون( در ب یخون یمیبدخ یا نهیزم یماریب 

 است. 

خطر گنجانده شده است.  نیبا اطلاعات مربوط به ا Lyfgenia در برچسب اهیهشدار جعبه س کی

ها تحت نظر  یمیبدخ نیمادام العمر از نظر ا دیکنند با یم افتیفرآورده را در نیکه ا یمارانیب

 .باشند

 و Fast Track م،یتی یدارو ت،یاولو یبررس یهانام Lyfgenia و Casgevy دو برنامه هر

Regenerative Medicine Advanced Therapy کردند افتیرا در. 

 

 

https://www.fda.gov/news-events/press-announcements/fda-approves-first-gene-therapies-treat-patients-sickle-cell-disease 


