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Novel and Emerging Therapies

دی ن  هرام درب  ر ب  دکت 
فوق تخصص خون وانکولوژی کودکان

رشت -بیمارستان هفده شهریور 



پیوند سلولهایتنها درمان قطعی بیماران بتاتالاسمی ماژور 
است(HSCT)بنیادی خونساز

در دنیا انجام شده استHSCTمورد 3000تاکنون 

HSCT موارد % 80-90در بیماران بتاتالاسمی ماژور در

.موفقیت آمیز است



 HSCTمعیارهای تعیین کننده پیش آگهی 

درمان آهن زدائی نامناسب -1

هپاتومگالی–2

کبدفیبروز –3

HSCTگروه بندی بیماران قبل از 

هیچکدام از معیارهای بالا را ندارند: Iکلاس 

یک یا دو معیار بالا را دارند: IIکلاس 

هر سه معیار بالا را دارند: IIIکلاس 







:باید اقدامات زیر انجام بگیرد HSCTبرای موفقیت آمیز شدن 

از بین بردن مغز استخوان معیوب بیمار–1

جلوگیری از رد پیوند –2

جلوگیری از عارضه پیوند علیه میزبان–3

ازی باشد باید از روشهای آماده سبیماری پیشرفته تر هر چقدر 
شدیدتری استفاده بشود 



خواهر یا برادری مناسبترین دهنده سلولهای بنیادی، 
.با بیمار سازگار باشدHLAاست که از نظر 

با  HLAکه از نظر غیرخویشاوندی افراد در شرایط خاص از 

.استفاده کردبیمار سازگار باشد نیزمی توان 

نیز تحت HLAاز خویشاوندان با سازگاری نسبی از نظر 

.شرایط خاصی می توان استفاده کرد

استفاده از سلولهای بنیادی : Haploidenticalپیوند 

.ندپدر، مادر و در بعضی شرایط فرزندان برای پیوند را گوی

بیماران بالای در HSCTبا تمام روشهای فوق الذکر، نتایج 
عموما ناامید کننده است سال16





HSCTمراقبت های پس از 

مراقبت از نظر لانه گزینی بافت پیوندی،: سال اول 
وبیماری پیوند علیه میزبان کنترل از نظر عفونت و 

.همچنین از نظر وضیعت پارامترهای خونی

مراقبت از نظر انباشت آهن، : مراقبت های دراز مدت 
اختلالات کبد، قلب، غدد اندوکرین، باروری



درمقایسه بادرمان با تزریق خونHSCTفایده / هزینه

دلارHSCT :150,000هزینه 

 month/1242: هزینه درمان با تزریق خون 

به لحاظ هزینه ای از درمان با تزریق خون HSCTپس 
.مقرون به صرف است





درمانهای رایج بیماران تالاسمی

تزریق خون و درمان آهن زدایی

پیوند سلولهای بنیادی

.پرعارضه هستند

ژن درمانی
بتااضافه کردن ژنوم سالم تولید کننده زنجیره گلوبین

اصلاح ژنوم معیوب زنجیره گلوبین بتا 











.مراقبت از بیماران تالاسمی که ژن درمانی شده اند

تحت نظر باشندسال 15مدت حداقل بایستی به 

:عوارض احتمالی ژن درمانی 

افزایش میزان ابتلا به سرطان

تاثیر تزریق یا ایجاد ژنهای موتاسیون یافته جدید

(بوسولفان ) تاثیر داروهای رژیم های آماده سازی 

تاثیر استفاده درازمدت از هیدروکسی اوره آ

ژن درمانی هزینه بسیار بالایی دارد





زمینه های تحقیقات در باره روشهای درمانی جدید در 
تالاسمی 

βو αاصلاح عدم تعادل زنجیره های –1

اصلاح خونسازی غیر موثر–2

اصلاح اختلالات تنظیم آهن–3



Ruxolitinib

.خونسازی غیرموثر را کنترل می کندJAK2با مهار ژن 

در مدلهای حیوانی توانسته است خونسازی غیرموثر
را بهبود بخشیده و بزرگی طحال را برطرف بکند

ه در تحقیقات انسانی نیز بزرگی طحال را برطرف کرد
.  است

 Sotatercept

عث در تحقیقات اولیه نشان داده است که می تواند با
بهبودی خونسازی غیرموثر بشود



Luspatercept( Reblozyl )

.ها را بهبود می بخشدRBCمراحل بلوغ 

روز یکبار به صورت 21هر mg/kg 1.25-1با دوز 

.زیرجلدی تزریق می شود

بیماران بتاتالاسمی انترمدیا % 58را در Hbمیزان 
1.5 gr/dlدر طی دو هفته افزایش داده است.

موارد توانسته % 81در بیماران تالاسمی ماژور نیز در 
کاهش % 33است میزان تزریق خون را به میزان 

.بدهد



Luspaterceptو عوارضی مثل استئوپرز ، اسپلنومگالی

.انباشت آهن را نیز بهتر کرده است

.استEMAو  FDAمورد تائید 

:Luspaterceptعوارض 

ن درد استخوان، درد مفاصل بدن، سرگیجه، پرفشاری خو
و افزایش اسید اوریک خون، اختلالات ترومبوتیک



:داروهای تحت تحقیقات در این زمینه

VIT-2763

TMPRSS6-LRx

Mitapivat




