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 شماره پنجاه و یک      6931زمستان  سال

3 

 

اما این مصوبه هیچ تعریفی بررا  بریر را          

العلاج ا ائه نکرده بود و ایرن     خاص و صعب

مصوبه بدون نتیجه ماند. حال این دومریرن    

ا  است که مجلس ایران د  حروهه       مصوبه

ها  خاص تدوین کرده است و اگر نتواند تعا یر  دیریر  و         بی ا  

 ود     یز  دییقی انجام دهد، مشکل گشا نخواهد بود. انتظا  می  برنامه

و برودهره      کردهکه ن ایندگان مجلس به طو  واضح شروط  ا تعری  

آن  ا اختصاص دهند. به گزا ش ایسنا، د  بخش دیرررر  اه ایرن           

نشست یونس عرب، عضو هیات مدیره انج ن تالاس ی ایران، گفت: اه 

تا امروه سفره بی ا ان خاص و به ویژه بی ا ان تالاسر ری    8811سال 

 81 وه به  وه کوچکتر شده است و متاسفانه طی چند  وه پریرش       

یربانی تالاس ی داشتیم که به دلیل مشکلات د مانی فوت کردند. این  

دهد که د  مراکز د مان تالاس ی ضرعریر  عر رل         موضوع نشان می

شود. به گزا ش ایسنا، دکتر مح دهواد کیان، معاون بنیراد امرو        می

“ بیماری خاا  ” ها  خاص د  این میزگرد  ابتدا د  تعری   بی ا  

بی ا   خاص بی ا   است که فرد تا همانی که هنده اسرت   ًگفت: اولا 

ها  خاصی  ا داشته باشد کره ایرن        برا  هندگی طبیعی باید د مان

ها نسبتاً گران هستند. بنابراین بی ا  خاص باید ه وا ه ترحرت     د مان

ح ایت یرا  داشته باشد. و  افزود: آیت الله هاش ی  فسنجرانری د        

ها  خاص  ا ایجاد کرد و اه هر ران          بنیاد امو  بی ا   8831سال 

همان سه بی ا   دیالیز، تالاس ی و ه وفیلی  ا به عنوان بریر را        

خاص معرفی کردند. د  آن همان یرا  بود که هر سال به تد یج یر      

 غم تلاش بنیاد  بی ا   به فهرست بی ا ان خاص اضافه شود، اما علی

ها  خاص این اتفاق نیفتاد. کیان با بیان اینرکره مرا ایردام           بی ا  

ها )ام.اس، ا  ابری،         ک یسیون تلفی   ا مبنی بر افزودن این بی ا  

ها  خاص به فرال   ها  متابولی ( به فهرست بی ا    اتیسم و بی ا  

گیریم، ادامه داد: اما باید بروییم که اعتربرا ات لاهم بررا           نی  می

انرد،   ها  خاصی که یبلاً به عنوان بی ا   خاص شناخته شده بی ا  

شان کرفرایرت       شان کم است و برا  خدمات تامین شده، اما اعتبا ات

کند و یکی اه دلایلش هم اهرا  طرح تحول نظام سلامت بروده     ن ی

 ها یرا  داده است.    هیاد   ا بر دوش بی ه است که با  هزینه

ها و  های خاص، چالش بيماری”
 “رو مطالبات پيش

 
 2ادامه مطلب  صفحه    

هیات مدیره کانون ه وفیلی ایران با هدف ایجاد تحول د  حوهه برنامه  یز  کانون 

و ه چنین بر سی و ا هیابی فعالیت ها  سال گذشته د  پایان سال نشستری سره     

 وهه   ا د   وستا  ابیانه کاشان برگزا  ن ود. شرکت مدیران میانی کانون د  ایرن     

نشست امکان بر سی ها  کا برد  تر  ا برا  هیات مدیره فراهم ن ود. هر رررن       

شدن نراه هیات مدیره به فعالیت ها  موسسه بز گترین دستاو د این نشست برود.  

د  دستو  کا  تشکیلات یرا  داده  8833هیات مدیره ده  هدف  اهبرد   ا د  سال 

و این انتظا   ا اه تشکیلات تحت مسئولیت خود دا د که با ا ایه برنامه ها  اهرایی 

 د  این ده محو  امکان بر سی و پایش پیشرفت ساهمانی  ا فراهم آو ند. 

 بخشی از رهنمودها:

هیات مدیره مدیران ساهمان  ا دعوت به باهبینی فعالیت هرا  حروهه ترحرت         

مسئولیت خود ن وده و مدیران  ا دعوت می ن اید برا  شتاب بخشیدن بره  شرد     

ساهمان، برنامه ها  اهرایی خود  ا به صو ت مشخص با اعلام تا یخ شروع و تا یرخ  

پایان ا ایه ن ایند. دو  کردن تشکیلات د  حال توسعه کانون  اهبز گترین آسریرب      

شناخته شده ساهمان که  وهمره گی است، نیاهمند به کا  گیر  تردبریرر تروسر         

مدیران موسسه است. . مدیران تشکیلات کانون باید بتوانند با شفافیت برنامه هرا     

اهرایی خود  ا مدت همان ها  یابل پایش اطلاع  سانی و برا  تحق  آنها ترلاش    

 ن ایند. 

هیات مدیره کانون د  انتظا  گزا ش هایی اه مدیران موسسه است که برنرامره   

ها  آن یبلًا اعلام و مدیران برا  تحق  آن تلاش ن وده اند. برا  ن ونه تریریریرر        

سال علی  غم گذشتن سه سال اه آغاه آن هنوه بررا    81شیوه د مان کودکان هیر 

د صد کودکان واهد این شرای  اهرایی نرردیده است. تلاش برا  شنراسرایری      15

هنان و دختران مبتلا به انواع اختلالات انعقاد  وظیفه ا  مهم فررا و  مردیرران      

موسسه است که نیاه به ه کا   وها ت خانه ها  بهداشت و آموهش و پررو ش اه    

یکسو و اه سو  دیرر  نیاه به مشا کت هامعه متخصصین هنان، ماماها، پزشکان و   

کا شناسان حوهه بی ا   ها  انعقاد  د  کشو  دا د. این انتظا  شایسته اه مدیران  

موسسه وهود دا د د  کلیه استانها  کشو  برنامه ها  آموهشی و اطلاع  سانی د  

این حوهه حدایل با اهرا  دو برنامه د  هر استان اهرایی و نتایج آنررا پریررریرر         

ن ایند. داوطلبان بز گترین منبع انسانی یاو  موسسه هستند. توهه به توسعه ک ری   

 و کیفی د  این حوهه اه انتظا ات مهم هیات مدیره است.  

 نشست راهبردی مديران کانون در ابيانه 

5ادامه  در صفحه    
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   Bژن درماني هموفيلي 

 با فعاليت بسيار اختصاصي 

 9يک  واريانت فاکتور  
 مقدمه: 

پیشریر  اه خونریز  با تولید سطوح کافی و پایدا  فاکتو  انعقاد ، پس 

اه تنها ی  تز ی  د مانی و بدون نیاه به مداخله د مانی بیشتر، اه اهداف 

 مهم د  د مان ه وفیلی است.

 روش ها:

د  این مطالعه ی  وکتو  )حامل ژن(  ویروسی  ت   شته ا  وابسته بره    

(  ا که حاو  کپسید مهندسی هیسرتری شرده اه           AAVادنو ویروس ) 

بوده  ا برا  انتقال ژن به داخل بدن بی ا ان استفاده شد. ایرن    3فاکتو  

  IXپرادا       3کپسید حاو  ناحیه پروموتو  اختصاصی کبد و ژن فاکتو  

Padua    است که فرعرالریرت      3پادا نوعی ژن اه فاکتو   3بود. ژن فاکتو

دا د. د  این مرطرالرعره       3انعقاد  بیشتر  نسبت به حالت عاد  فاکتو  

اه ژنوم وکتو  به اها  هر کیلوگرم اه  1این کپسید با ی  تز ی  به میزان 

شدید داده شد. شاخص هرا     Bمرد مبتلا به ه وفیلی  85وهن بدن، به 

آهمایشراهی و تعداد دفعات خونریز  و ه چنین میزان مصرف فاکرترو    

IX   به طو  مرتب بعد اه این تز ی  ا هیابی شده و با مقادیر پایه مقایسره

 گردید.

 نتایج:

هیچرونه عا ضه هانبی هد  د  طول تز ی  وکتو  و یرا برعرد اه آن           

تولید شده پس اه ترز یر  د  تر رام           3مشاهده نرردید. سطح فاکتو   

  ا نشان می داد. 81.1 %بی ا ان پایدا  بود و میزانی حدود 

هفته د  میان ه ه بریر را ان )مرحردوده           234د  پیریر  مج وع 

هفته(، میزان خونریز  سرالانره بره        31تا  41پیریر  د  هر بی ا ، 

طو  چش ریر  کاهش یافته بود. میانرین تعداد دفعات خونریز  د   

با  خونریز  د  سرال    2تا 5با  یبل اه تز ی  وکتو  به  88.8سال اه 

 4351اه  3بعد اه تز ی  وکتو   سید. ه چنین میزان مصرف فاکتو   

 23.8واحد به اها  هر کیلوگرم وهن بدن یبل اه تجویز وکترو  بره       

واحد به اها  هر کیلوگرم پس اه تجویز وکتو  کاهش یافرت کره اه       

 لحاظ آما   یویاً معنادا  محسوب می شود.  

شرکت کنندگان نیاه به تز ی  هیچ فاکرترو     85نفر اه  1د  مج وع 

نفر بعرد اه     85نفر اه  3خا هی د  طول مدت مطالعه پیدا نکردند و 

تز ی  وکتو  هیچ نوع خونریز  نداشتند. افزایش بدون علامت سطح  

بی ا  دیده شد کره برا د مران کروتراه مردت                  4آنزیم کبد  د  

پردنیزولون برطرف شد. ی  بی ا  که اه ضایعه مفصرلری شردیرد و          

پیشرفته  نج می برد، نیاه به تز ی  فاکتو  ههت د مان خرونرریرز     

نسبت به یبل اه تز ی   3پیدا کرد. به طو  کلی میزان مصرف فاکتو   

 % ک تر شد.38وکتو  

 نتیجه گیری:

 85انعقاد  بعد اه انتقال ژن بره     3ما د مان پایدا   اه بیان فاکتو  

که ه ری دوه یکسانی اه وکتو   ا د یافت ن ودنرد    Bبی ا  ه وفیل 

تولید شده حاصل اه  انرترقرال ژن         3پیدا کرده ایم. فعالیت فاکتو   

سبب پایان نیاه به د مان پروفیلاکسی و ه چنین ترقرریربراً حرذف        

 شده است. 3خونریز  و استفاده اه فاکتو  

N Engl J Med 2017; 377:2215-2227December 7,  

 ژن درماني در هموفيلي به زبان ساده!

 گام به گام تا تسليم شدن هموفيلي به دانش پزشکي 

د  ژن د مانی یس تی اه ژن که د  فرد ه وفیل دچا  نقص اسرت و    

می شود  ا د  خا ج اه بردن   3و  1باعث کاهش یا عدم تولید فاکتو  

طراحی کرده و توس  نوعی ویروس که به آن حامل می گوییم وا د   

بدن فرد بی ا  می کنند. این ویروس )حامل(  ا به دو صرو ت مری          

تز ی  مستقیرم  -4تز ی  داخل و ید  -8توان وا د بدن انسان کرد:  

به کبد.  وش دوم به علت تهاه ی بودن و آها  دهنده برودن بررا         

بی ا  و بیم صدمات دیرر، مطلوب نبوده و مو د استفاده یرا  نر ری     

 گیرد.

با توهه به اینکه اکثر فاکتو ها  انعقاد  و عوامل انعقاد  د  کربرد     

ساخته می شوند، باید ویروسی  ا انتخاب کرد که ت ایل بره کربرد        

                                                                                                                                                                                                                                                                                                         کانون هموفيلي ايران       15فصلنامه 

 پيام ويدئويي رئپس فدراسيون جهاني هموفيلي به کنگره  

 
 ترجمه : هدی  فلاح شجاعي 

5ادامه  در صفحه    



                                                                                                                                                                                                                                                                   

 

بی ا ان ه وفیل بهترین گزینه داشته باشد و بر  و  کبد بنشیند که برا  

است. د  حرال    AAV(Adeno-Assoiated Virus)ویروسی به نام

 به شرح هیر است:  Bحاضر شرای  لاهم برا  ژن تراپی د  ه وفیلی

  سال 81مردان مسن تر اه 

  ه وفیلیB شدید که ههش خاصی داشته باشند 

   نداشته اند 3سابقه مها کننده برا  فاکتو 

 ای نی یبلی نسبت به ویروس حامل نداشته باشند 

 هپاتیتBیاC           فعال نداشته باشند، یا ترحرت د مران ایرن دو

 ویروس نباشند

     مشکل کبد  نداشته باشند )آنزیم ها  کبد  د  حد نررمرال

 باشد(

تحت د مان یرا  گرفرتره    Bنفر بی ا  ه وفیل  3تا کنون با این د مان 

اند که موفقیت آمیز بوده ولی یابل ذکر است که این بی ا ان پرس اه      

 سال باید تحت نظر باشند و کنترل شوند. 3شروع د مان تا 

به علت انداهه بز گ ژن دشوا تر است. امرا       Aژن د مانی د  ه وفیل 

محققان ه ین مرکز موف  شده اند مطالعات بالینی اولیه آن  ا نیز برا    

موفقیت به اهرا برذا ند و اکنون ژن د مانی بر  و  انسان آغاه شده و    

 د  مراحل کا آهمایی بالینی اولیه است.
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 رونمایی از جایزه

 استاد فریدون علا   
 همه ساله در روز جهانی هموفیلی

 5391—2159نخستين اهدا                              

کانون ه وفیلی ایران 
سال گذشته در روز 

جهانی هموفیلی 

اولین کارگاه ژن 

درمانی در هموفیلی با 

حضور کارشناسانی از 

انگلستان برگزار 

 نمود.

 به دانش پزشکي تسليم شدن هموفيلي ادامه مطلب: گام به گام تا 

کانون ه وفیرلری   

ایران با استقبال اه 

شررعررا  امسررال     

فد اسیون ههانری  

ه وفیلی د   وه     

ههانی ه وفیرلری   

فرو دین سال  41

مصادف برا   8833

اه هایزه  عل ی  به نام  استاد فریدون علا  ون رایری     4581آو یل  83

می ن اید. این هایزه  هر سال به برترین  مقاله و پژوهشی که به سایت  

ویژه  این هایزه ا سال می گردد  ه راه با تندیس ایرن هرایرزه کره           

تصویر  اه استاد  ا  دا د اهدا خواهد گردید. د  صو ت برگرزا   هرر      

کنرره و یا س ینا  عل ی چه به صو ت ملی و یا بین ال للی این هایرزه  

د  برنامه پایانی این  ویداد عل ی اهدا می شود و برنده با هزینه کانرون  

ه وفیلی ایران د  مراسم حضو  پیدا خواهد کرد. کانون ه وفیلی ایران  

با هدف تشوی  پزشکان و محققین هوان د  حوهه اختلالات انعرقراد    

 هایزه ویژه محققین هوان نیز  به نام استاد علا اهدا خواهد ن ود. 

دلا  برا   8555پیش بینی می شود د  گام اول هایزه استاد علا به مبلغ 

پژوهشرران و محققین کشو ها  منطقه مدیترانه شریی اختصاص یابد. 

ک یته ا  متشکل اه کا شناسان ایرانی و خا هی داو   مقالات  ا برر    

عهده خواهند گرفت و با  اهن ایی استاد علا معیا ها و شریروه هرا         

د  کنرررره    4583داو   تعیین خواهد گردید. اولین هایزه علا د  سال 

بین ال للی ه وفیلی که با ه کا   کانون ه وفیلی ایرران و مررکرز          

تحقیقات ترومبوه  ه وستاه دانشراه علوم پزشکی تهران به منراسربرت    

 وه ههانی ه وفیلی  برگزا  می گردد اهدا خواهد گردید. دبیر علر ری    

این کنرره  ا استاد ا ه ند دکتر غلامرضا توگه و دبیر اهرایی آنرا دکتر 

 سیدعلی طباطبایی عهده دا  خواهند بود. 

9 
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 7102دسامبر  9مجله علمی نیوانگلند  –ماریجکه ون دن برگ 

ه وفیلی شدید اه ی  بی ا   اه کا  انداهنده به عا ضه ا  ساهگا  با هندگری  

عاد  تیییر شکل داده است، د  صو تی که بی ا ان هودهنرام تشخیص داده 

شوند و د مان پروفیلاکسی د یافت کنند. د  حال حاضر ع ده با  بریر را       

مربوط تز ی  ها  مکر  مو د نیاه و ه چنین ایجاد پادتن ها  خنثی کننده 

اثر فاکتو ها  تز ی  شده است )به اصطلاح مها کننده ها(. محرصرولات برا         

نی ه ع ر طولانی تر با  د مان  ا کاهش داده اند. د  بی را ان مربرترلا بره           

ه وفیلی ب، میتوان با تز ی  هر دو هفته ی  با  به سطوح د مانی فاکرترو    

دست یافت. لیکن هزینه بالا  د مان پیشریرانه د  سرتاسر ع ر بریر را  و       

خطر دائ ی بروه خونریز  که ناشی اه سطوح کاهش یافرتره فراکرترو  د           

همانها  بین تز یقات است همینه  ا برا  توسعه ژن د مانی فرراهرم آو ده       

است. هو ج و ه کا انش به دنبال د مان بی ا ان ه وفیلی ب با ی  تز یر    

)پادا(  3( حامل ویرایشی بیش فعال اه ژن فاکتو  AAVوکتو  آدنواسوشیتد )

ه راه با سکانس ها  تقویت کننده بروه پروتئینی و هدف گریرر  کربرد،         

موثر  ا مشاهده ن ودند. حتی با کراهرش دوه       3سطوح بالائی اه بروه فاکتو  

د  حد متوس   ا حفر    3بی ا  مو د مطالعه سطوح فاکتو   85وکتو ، ت ام 

هر دو بره مرقردا          3کردند. میزان خونریز  سالانه و میزان مصرف فاکتو   

 فاحشی کاهش یافتند. 

ه وفیلی آ شش برابر ه وفیلی ب شیوع دا د. انتظا  ن ری  فرت کره ژن           

د مانی برا  ه وفیلی آ، که ه یشه به عنوان نوشدا و  ه وفیلی د  مرو د    

آن خیال پرداه  می شد، د  آینده ا  نزدی  به وایعیت بپیوندد، هیرا حجم 

اسرت(     3)که تقریبا دو برابر حجم د  ان ا  مک ل فاکرترو        1ژن فاکتو  

نردا د. امرا حرالا  انرررا اهران و                 AAVسنخیتی با ظرفیت ح ل وکتو  

ه کا انش نتایج هیجان انریز خود  ا گزا ش ن وده اند. آنها به دنبرال یر       

د     1موف  به مشاهده سطوح با دوام فاکتو     AAV5-hFVIII-SQتز ی  

نفر اه  6بی ا ،  3خون بی ا ان شدند. د  ی  مطالعه افزایش دوه با مشا کت  

هفته  42تا  45بی ا   که دوه بالا  وکتو   ا د یافت ن ودند د  ی  دو ه  3

هفته میانره   14 ا اه خود بروه دادند. حتی پس اه   1ا  سطوح نرمال فاکتو  

واحد بین ال للی د  دسیلیتر بود. بی را     33د  بی ا ان هنوه  1سطح فاکتو  

واحد بین ال للی  ا نشان داد که منطب  با  84تا  84هفتم نیز سطوحی بین 

بی ا  به طو  مویت گلوگوکو تیکوئید د یرافرت      3ه وفیلی خفی  است. هر  

 ا  AAV5کردند. اگر تا هفته   هشتم ت ام بی ا ان پادتن ها  ضد کپسید  

د  طول  AAV5اه خود نشان دادند، اما هیچ واکنش ای نی سلولی نسبت به 

 مطالعه مشاهده نشد. علیرغم دوه بالا  وکتو  هیچ مس ومیت ع ده کبد  

 

درمان قطعي 

 هموفيلي در 

 همين نزديکي

مشاهده نشده لست. د  یکی اه بی ا ان مها  کننده ایجاد شد. سطح د  ان       

ا  وکتو  حامل به مرو  همان د  ترشحات بیولوژی  شرکت کنندگان کاهش 

یافت و هیچ اثر  اه د  ان ا  وکتو   د  سلولها  اسپرم تلخیص شده دو تن 

 اه شرکت کنندگان شناسائی نشد.

این مطالعات تا یخ ساه توس   انرا اهان و ه کا ان، و هو ج و هر رکرا ان،      

 اهرشا  مسیر به سو  د مان یطعی ه وفیلی هستند. د  هر دو مرطرالرعره      

پروفیلاکسی با محصولات انعقاد  یطع شد و میزان خونریز  بی ا ان به صفر 

واحد بین ال للی حف   1کاهش یافت. اتفایی که هر گاه سطح فاکتو  بالاتر اه 

شود یابل انتظا  است. گرچه سطوح به دست آمده تحسین برانریز است امرا     

علت تفاوت سطح بروه بین بی ا ان باید شفاف ساه  شود. آیرا مری تروان           

پیشبینی کرد که کدام بی ا ان  ا می توان با دوه پایین وکتو  د مان نر رود    

آیا می توان با  عایت ی   ژیم د مانی پیش اه تز ی  دوه وکتو   ا کراهرش     

 AAVداد  اه آنجایی که بی ا ان شرکت کننده د  این مطالعات باید نسبت   

حساس نبوده، و هپاتیت فعال و مها کننده ن ی داشتنرد، اکرثرر بریر را ان           

ه وفیلی هنوه ن ی توانند اه این ژن د مانی بهره ببرند. سلولهرا  برنریراد         

خون د  حال بر سی به عنوان هدف ژن د مانی د  ه وفیلی هستند. پلاکتهرا  

 ا مستقی اً وا د  3یا  1که اه این سلول ها ساخته می شوند می توانند فاکتو  

هریان خون کنند. حتی امیدوا کننده تر اه این، استفاده موف  اه وکترو هرا     

لنتی ویروس د  سرها  مبتلا به ه وفیلی است. این وکتو ها یابلیت حر رل    

بسیا  مرهرم      1حجم بسیا  بالاتر  اه د  ان ا   ا دا ند که برا  ژن فاکتو  

است و ه چنین می توان اه آنها برا  عده هیاد  اه بی ا ان ه وفیرلری کره      

پادتن دا ند به کا   وند. ه چنان خطر بروه سرطان به دنبال   AAVنسبت به 

 zincو لنتی ویروس ها منشا بحث است. اصلاح ژن با     AAVژن د مانی با 

finger nucleases ،CRISPR      یا  وشها  هدفریر  فاید نوکلرئراه مری ،

 توانند باعث گشایش ها  هدید د  این عرصه شوند. 

به کا گیر  ژن د مانی د  بی ا ان ه وفیلی وابسته به کا نامه ای نری آن و      

میزان حف  سطوح د مانی فاکتو  د  بدن بی ا ان است. بی ا ان ه وفیلی که  

حالا اه محصولات طولانی اثر  بهره مند شده اند که حدودا د  سال ترنرهرا      

نوبت تز ی  هستند، م کن است ترهیح بدهند که فرعرلاً صربرر        45نیاهمند 

کنند. اما بی ا انی د  کشو ها  د  حال توسعه که دسترسی به مرحرصرولات     

خونی ندا ند م کن است انریزه بیشتر  برا  استفاده اه ژن د مانی داشرتره   

 باشند هیرا می تواند د مان یطعی آنها باشد. 

اگر این  وش کامل شود کودکانی که با این بی ا   نابودگر به دنیا می آیرنرد   

می توانند اه ع ر  بدون خونریز  و عوا ض بی ا   بهره ببرند. ه چنان که  

ما به س ت این هدف گام بر میدا یم، پروفیلاکسی اولیه برا  ت ام بیر را ان   

دچا  ه وفیلی شدید باید به عنوان استاندا د د مان این بی ا ان مدنظر یررا   

 گیرد. 
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