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 חדשות טובות מחברת יוניקיור שעורכת מחקר בתחום הטיפול הגני בחולי הנטינגטון 
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גני שנערך על  ההולנדית השלימה את השלב הראשוני של הניסוי בטיפול  UNIQUREחברת 
חולי הנטינגטון בשלבי  10בארה"ב, כלל עד עתה  2020 בקיץבני אדם. המחקר, שהחל 

 an imitationרבעה עברו ניתוח דמה (וא  AMT -130בלו את התרופה יק 6מחלה ראשוניים. 
surgery (  יעברו ניתוח ויקבלו את  10מתנדבים חולים,  16. בשלב הבא מתכננים לגייס עוד
חולי הנטינגטון באירופה יעברו אף הם   15יעברו ניתוח דמה. במקביל   6-ו האמתיתהתרופה 

 את הטיפול.

הטיפול בגישה של חברת יוניקיור מחייב גישה פולשנית למוח, כלומר המתנדב עובר ניתוח  
יעדים   6-ל  שבמהלכו מוחדרות צינוריות דקיקות MRIשעות, ניתוח מונחה  10עד   8שאורכו 

במוח, בעיקר באזורים בהם ידועה פגיעה רחבה של המחלה. זמן מעקב לאחר הניתוח שנה 
שראו עד עתה אין עדות לנזקים או לתופעות   המעקב. ממשנים של  5ובטווח הארוך עוד  

 .בלתי הפיכההתערבות חד פעמית ולוואי חמורות. מדובר בטכנולוגיה המתבססת על 

130- AMT   .היא תרופה שאמורה לגרום לשינוי בלתי הפיך בכל תא במוח שהיא תגיע אליו
שנושא "הודעה גנטית" לתא להפסיק   AAVהתרופה היא למעשה וירוס בלתי מזיק המסומן 

ולייצר את החלבון המוטנטי הנטיגטין ובכך להאט את ההחמרה המתמדת במצבם של 
 החולים במחלה.

למחקרים הקליניים בבני אדם, ממשיכים צוותי המחקר של יוניקיור לבצע מחקרים   במקביל
בחלק  כמו חולדות, קופים, מיניפיג) שחלקן הונדסו לשאת את המחלה.( על מודלים של חיות

ממחקרים אילו יש כבר נתוני מעקב של כשנתיים כולל תוצאות המתייחסות להנמכת רמת 
 במוח. החלבון המוטנטי בנוזל השדרה ו


