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 و غییری قابل تسلولدرمان های با تمرکز بر توسعه  یوتکنولوژیشرکت ب کی

 ریو سا یعضلان یها یماریاز ب یریشگیدرمان و پ یبر اگزوزوم برا یمبتن

 اساسی یی، کارآزماHOPE-3 یبرا مثبت جهینت کیامروز منتخب، یها یماریب

(  (DMDدوشن یعضلان یستروفیمبتلا به د مارانیرا در ب CAP-1002که  3فاز 

 اعلام کرد. کند، یم یابیارز

شد، منجر به  یبررس (DSMB) داده ها یمنینظارت بر ا ئتیکه توسط ه جینتا

 .شد HOPE-3 شیادامه آزما یمطلوب برا هیتوص

 الاتیا عیو توز یساز ینقطه عطف را تحت توافقنامه تجار نیاول لیتحل نیا

 دهد. یمحدود انجام م تی، با مسئولNippon Shinyakuمتحده با شرکت 

مثبت  جهی، گفت: "ما از نتCapricor ییاجرا ریمد Linda Marbán دکتر  

 دییدر جهت تا ،ما HOPE-3 ییمستمر کارآزما شرفتیکه از پ DSMB یبررس

  ." میکند، خرسند یم تیحما DMDدرمان  یبرا CAP-1002 یاحتمال

 نیا یبرآورده نشده بالا یپزشک ازیممکن است ن CAP-1002که  میما معتقد

 ینقطه عطف مهم، ما درخواست جلسه ا نیبر اساس ا .را برطرف کند مارانیب



ها  نهیدرباره گز شتریبحث ب یبرا(  (FDAمتحده الاتیا یبا سازمان غذا و دارو

 داشت. میخواه، عیسر دییو تا یبررس یبرا

 یشیآزما 3، فاز HOPE-3درباره 

HOPE-3 است که از دو گروه  کنترل شده با دارو 3فاز  ینیبال ییکارآزما کی

مبتلا شرکت کنندگان را در  CAP-1002 یو اثربخش یمنیشده است که ا لیتشک

 کند. یم یابیارز اسکلتی، عضلاتمختل کننده ی عملکرد دارای و  DMDبه 

 افتیدر یبرا یبودن را دارند به طور تصادف طیواجد شرا یارهایکه معی پسران

CAP-1002 ماه اول  21دوز در طول  4مجموع  یبرا کباریماه  3هر  دارو ای

 نیمطالعه در ا طینفر از افراد واجد شرا 201 با  یتقر شوند. یم میمطالعه تقس

 شرکت خواهند کرد. مطالعه

نفر به صورت  85 با  یثبت نام تقر یشده است که برا لیتکم A گروه ینام براثبت 

 .شده است یطراح 2:2در نسبت  رودا ای CAP-1002 به یتصادف

شرکت کننده به  44 با  یثبت نام تقر یآغاز شده است که برا B گروه ینام برا ثبت

 .شده است یطراح 2:2دارونما در نسبت  ای CAP-1002 به یصورت تصادف

 هیپس از ثبت نام اول گویما در سن د تیاز گنجاندن سا تیحما Bگروه  هدف

 است.

 4پس از  21در ماه هر گروه  یبرا یمنیو ا یاثربخش ی هیاول لیو تحل هیتجز

 یعملکرد اندام فوقان ه،یاول جهینت اریمع انجام خواهد شد. CAP-1002 زیتجو

(Performance of the UpperLimb  ) (PUL) معتبر که  ی، ابزارخواهد بود

)مچ  ستالیعملکرد بالا )شانه(، وسط )آرنج( و د یابیارز یبه طور خاص برا

که منعکس کننده  یچارچوب مفهوم کی با، شده است یدست و دست( طراح

 یانینقاط پا نیهمچن HOPE-3 است. یضعف در عملکرد اندام فوقان شرفتیپ

 کند. یم یریعملکرد قلب را اندازه گ یابیاز جمله ارز هیمختلف ثانو

 دوشن یعضلان یستروفیدرباره د



است که با  رانگریو یکیاختلال ژنت کی (DMD) دوشن یعضلان یستروفید

مشخص  یقلب و تنفس ،یاسکلت یها چهیو التهاب مزمن ماه شروندهیضعف پ

 نیراه رفتن خود را در سن ییمعمولا  توانا DMDمبتلا به  مارانیب  .شود یم

 ای یعوارض قلب لیبه دل یسالگ 30دهند و عموما  در سن  یاز دست م ینوجوان

 . رندیم یم یتنفس

تولد مرد زنده در همه نژادها،  3000مورد از هر  کیدر  با  یتقر یماریب نیا

پسر و مرد جوان را  100000 با  یتقر DMDدهد.  یفرهنگ ها و کشورها رخ م

 یدرمان چیمحدود است و ه یدرمان یها نهیکند. گز یدر سراسر جهان مبتلا م

 وجود ندارد.

 CAP-1002 درباره

CAP-1002 مشتق از قلب کیآلوژن یمتشکل از سلول ها (CDCs)از  یتی، جمع

نشان داده شده  ینیو بال ینیبال شیاست که در مطالعات پ ییاستروما یسلول ها

در  یکننده قو یو بازساز کیبروتیضد ف ،یمنیا ستمیاست که اعمال س

 .دارند یقلب ییو نارسا ینوپاتیستروفید

CDC کنند که  یبه نام اگزوزوم عمل م یخارج سلول یها کولیها با ترشح وز

که  یدهند به طور یم رییآنها را تغ انیب دهند و یماکروفاژها را هدف قرار م

 کنند. یرا اتخاذ م یالتهاب شیشفابخش و نه پ پیفنوت کیآنها 

CDC ینیبال ییکارآزما نیاند و در چندبوده  یعلم هینشر 200از  شیموضوع بها 

درمان  یبرا CAP-1002 اجرا شده اند. یانسانمورد  100از  شیب یبر رو

DMD نام Orphan Drug   یبرا ینظارت ریکرده است و مس افتیرا در CAP-

 شود. یم یبانی( پشتبازساختی یپزشک شرفتهیدرمان پ نییتع) RMAT از 1002
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 یو درمان ها قابل تغییر یاست که بر توسعه سلول ها یوتکنولوژیشرکت ب کی 

 ریو سا یعضلان یها یماریاز ب یریشگیدرمان و پ یبرا ،بر اگزوزوم یمبتن

 منتخب متمرکز است. یها یماریب

سلول از مشتق شده یسلول درمان کی، Capricor ،CAP-1002 یاصل دیکاند

درمان  یبرا ینیبال یانیاست که در حال حاضر در مراحل پا قلب کیآلوژن های

 دوشن است. یعضلان یستروفید

 Capricor پلت فرم  کیاگزوزوم خود به عنوان  یدر حال توسعه فناور نیهمچن

 یما دارا  ™StealthX یپلتفرم اگزوزوم اختصاص .است ینسل بعد یدرمان

و  ینولوژیواکس نهیدر زم دیجد یدرمان یاز کاربردها یگسترده ا فیط لیپتانس

 یکوچک برا یو مولکول ها ینیپروتئ ،یدیگونوکلئوتیال یدرمان ها نیهمچن

 ها است. یماریاز انواع ب یریشگیپ ایدرمان 
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