
 :پروژه عنوان
سعه سیمیلار یک  تو سلول فرآوردهبیو شدهدرمان های مبتنی بر  سی ژنتیک   یا سالم ژن یک بیان هدف با های مهند
 .معیوب ژن یک اصلاح

 (:زیرساختی صنعتی، پایلوت، آزمایشگاهی، سنجی،امکان سازی، شبیه پژوهشی،) پروژه مقیاس
  ینیبالشیپ ،یشگاهیآزما

 :پروژه هایخروجی
 معیوب ینسخه اصلاح یا سالم ژن یک بیان هدف با ژنتیکی شده مهندسی سلولدرمانی مبتنی بر بیوسیمیلار محصول ژن تولید .1

 .ژن

 .بالینیپیش سطح در تولیدشده یفرآورده اثربخشی اثبات .2

 .دارو و غذا سازمان CTD با مطابق کارایی و ایمنی تایید جهت لازم هایتست انجام .3

 .CTA ثبت و CTD از IV ماژول تاییدیه اخذ .4

 :دنیا در حوزه آینده و اهمیت

سی در  (GMCT) ژنتیکی یافته تغییر هایسلولدرمانی  مبتنی بر ژن هایفرآورده صولات مجوزدار یا تحت برر سهم قابل توجهی از مح
صاص می ستهدهند. مطالعات کارآزمایی بالینی را به خود اخت شان تکنولوژی مبنای بر 3 فاز بالینی هایآزمایی کار بندید  از بعد که دهدمی ن

شترین فناوری این ،AAV وکتورهای صد بیی صاص خود به را های تحت مطالعهفرآورده در شترین همچنین. ستاهداد اخت  موجود فناوری بی
شدمی GMCT درمانی، ژن دار مجوز داروهای میان در صول 4 با BluebirdBio شرکت. با صول چندین،مجوزدار مح  فازهای در مح

سعه و تحقیق و مختلف کارآزمایی بالینی شرو شرکتی ،تو سوب فناوری این در پی  داروهای جدیدترین lovo-celو  Exa-cel. شودمی مح
این   .اندشده 2023 سال اواخر در ی آمریکادارو و غذا سازمان از مجوز که موفق به دریافتهستند  درمانی مبتنی بر سلول مهندسی شدهژن

سلول هافرآورده ستند کهساز یا بنیادی خونهای پیشمبتنی بر  سط ترتیب به ساز ه سپر تو سم با و کری صلاح مکانی سط و ژن، ا  وکتور تو
سخه افزودن برای ویروسلنتی سی خونی کم درمان برای و اندشده مهندسی ژن صحیح ن ستفاده تالاسمی بتا و شکل دا  بیماری. شوندمی ا
 کشور در بیماری این. شودمی محسوب نادر بیماری ترینرایج انگلیس در نفر 15000 و امریکا در شیوع نفر 100000 با شکل داسی خونی کم
 . دندار توجهی بلقا شیوع نیز

 :ایران فعلی ظرفیت دهندگی توسعه و پذیریمکانا
 انواع درمانهای مهندسی ژنتیک شده برای درمانی مبتنی بر سلولسلولهای ی فرآوردهتوسعه بر تمرکز بیشترین ایراندر  تاکنون هرچند
درمانی ژنهای فرآورده بیوسیمیلار یتوان برای توسعهاز تجربه و زیرساخت حاصله می اما ،است بوده سلکارتی از استفاده با سرطان مختلف

 بتا و( MLD) متاکروماتیک لوکودیستروفی شکل، داسی خونی کم مانند دیگر هایبیماریهای مهندسی شده ژنتیکی برای مبتنی بر سلول
های ی بیشتر زیرساختاندازی این پروژه علاوه بر کمک به توسعهبنابراین با راه. بهره بردکه شیوع قابل توجهی در کشور دارند،  تالاسمی

 ی سلامت نیز فراهم خواهد آمد.رسوب دانش موجود، امکان رفع نیازهای استراتژیک حوزه برداری ازایجاد شده در کشور و بهره

 :کلیدی واژگان
 Genetically modified cell therapy, CAR-T cell, genetically modified hematopoietic stem cells   

 :پروژه حیتشر و انیب
شگران تیپروژه حما نیاغایی هدف  ست که  یاز پژوه سعها سیمیلار ی ی تو صو کبیو س یهاسلول مبتنی بر درمانی ژن لمح  شده یمهند

 در صنعت دارویی کشور برداشتهموجود  یدر رفع خلاها یگامتا  باشندگذاری کردههدفکشور  یهاتیتوجه به اولو را با( GMCT) یکیژنت
سلولی ژناولیه فرآورده فازدر این پروژه گروه تحقیقاتی باید در . شود سیمیلار مبتنی بر  شده درمانی بیو سی ژنتیک  و در  را طراحی مهند

فرآورده بالینی ارزیابی اثربخشگگی و ایمنی های پیشتسگگت لازم اسگگت ی اثبات مفهوم،د. پس از مطالعات اولیهمقیاس آزمایشگگگاهی تولید کن



پروژه  یینها یخروج تینها درتکمیل گردد.  IVجهت اخذ موافقت ماژول  CTDهای سگگازمان غذا و دارو برای ثبت مطابق با دسگگتورالعمل
 .بود خواهد برای فرآورده توسعه یافته CTAثبت 

 
 :ندابوده GMCT یبر فناور یاست که مبتن ییمربوط به داروها ریز ستیل یمجوز گرفته حوزه ژن درمان یداروها انیم از
 

 نام دارو
سال 

 اخذمجوز
 کننده دیشرکت تول یماریب

Strimvelis 2016  ADA‐SCID GlaxoSmithKline 

Kymriah(tisagenlecleucel-t) 2017 
Acute lymphocytic leukemia; diffuse large B-

cell lymphoma; follicular lymphoma 
Novartis 

Yescarta(axicabtagene ciloleucel) 2017 
Diffuse large B-cell lymphoma; nonHodgkin’s 

lymphoma; follicular lymphoma 
Kite Pharma (Gilead) 

Libmeldy (atidarsagene autotemcel)  (OTL-
200) 

2020 metachromatic leukodystrophy (MLD) orchard therapeutics 

Tecartus(brexucabtagene autoleucel) 2020 
Mantle cell lymphoma; acute lymphocytic 

leukemia 
Kite Pharma (Gilead) 

Skysona(elivaldogene autotemcel ) 2021 Early cerebral adrenoleukodystrophy (CALD) bluebird bio 

Breyanzi(lisocabtagene maraleucel ) 2021 
Diffuse large B-cell lymphoma; follicular 

lymphoma 
Celgene (Bristol Myers 

Squibb) 

Abecma(idecabtagene vicleucel ) 2021 Multiple myeloma bluebird bio 

Zynteglo 2022 transfusion dependent beta talasemia bluebirdbio 

Carvykti(ciltacabtagene autoleucel) 2022 Multiple myeloma Legend Biotech 

CASGEVY (exa-cel) 2023 
sickle cell disease (SCD), and beta thalassemia 

in UK 

vertex pharmaceutical 

and CRISP therapeutix 

LYFGENIA (lovo-cel) 2023 sickle cell disease (SCD) Bluebird bio 

 
 استفاده خواهد کرد:  یافتیدر یهاطرح به یازدهیامت یبرا ریز یارهایمع از یداور یتهیکم

 .باشدداشته کشور در ییبالا وعیش درمان هدف یماریب .1

 .باشد ییبالا یمال بار با همراه ای دشوار هدف یماریب جیرا یداروها به کشور یدسترس یاقتصاد ای یاسیس یهاتیمحدود علت به .2

 .باشد یکمتر یجانب عوارض با همراه ای شتریب اریبس جیرا یهادرمان به نسبت توسعه هدف یهادرمان یاثربخش .3

 .باشدداشته یاقتصاد هیتوج کشور در موجود یهارساختیز به توجه با توسعه هدف یهادرمان دیتول .4

 .باشدداشته قیتحق موضوع با مرتبط کاملا یقو یرزومه یقاتیتحق میت .5

 که اسگگگت ذکر به لازم. ندینما حیتشگگگر پروپوزال در لیتفصگگگ به و کرده یبررسگگگ دقت با را فوق موارد یقاتیتحق گروه اسگگگت لازم نیبنابرا
ریزی و همکاران لازم هایی که برنامههمچنین گروه .شگگد خواهند رد یغربالگر یمرحله در باشگگند فوق موارد حیتشگگر فاقد که ییهاپروپوزال

 باشند از اولویت بالاتری برخوردار خواهند بود.برای تولید صنعتی و اقتصادی فرآورده را داشته

 



 عنوان پروژه:

 (تی)دستگاه و ک یمحصولات ژن درمان دیتول یو دستگاه ونیاتوماس یندهایو توسعه فرا یطراح

 (:یرساختیز ،یصنعت لوت،یپا ،یشگاهیآزما ،یسنجامکان ،یساز هیشب ،ی)پژوهشمقیاس پروژه 
 آزمایشگاهی، پایلوت، صنعتی و زیرساختیسازی، شبیه

 :پروژههای خروجی
 .درمانیدرمانی و ژنهای سلولسازی شده از تجهیزات اتومات تولید فرآوردهی شبیهنمونهتولید 

 .درمانی موجود در کشوردرمانی و ژنهای سلولهای تولید فرآوردهمصرفی دستگاه یهاطراحی و تولید کیت

 ها.ونده فنی قابل ثبت و ارزیابی در اداره کل تجهیزات پزشکی برای دستگاهارائه پر

 اهمیت و آینده حوزه در دنیا:
شمندان اگرچه  سیل نامحدودیدان سلولژن نوین رویکردهایبرای  پتان سلدرمانی فرآوردهدرمانی و  شکی ن ستند جدید های پز صور ه اما  ،مت

. برای کسب مجوز اشندبمیهای متعددی از جمله تولید تکرارپذیر و مقرون به صرفه از نظر اقتصادی رو به رو این رویکردهای نوین  با چالش
سی وجود دارد: و تولید صنعتی این فرآورده سا شرفته دو نیاز ا ی برای درمان بیماری هدف، ( اثبات ایمنی و اثربخشی فرآورده1های درمانی پی

های ه بسگگیاری از چالشی درمانی. اتوماسگگیون این پتانسگگیل را دارد ک( قابلیت تولید در مقیاس بالا در عین حفظ پیوسگگتگی کیفی فرآورده2
 های تجاری و الزامات نظارتی را تسهیل کند.موجود را بر طرف و در عین حال کسب تاییدیه

شوند. این فرآیندهای های کشت مسطح انجام میدرمانی عمدتا دستی و در سیستمدرمانی و ژنهای سلولفرآیندهای موجود ساخت فرآورده
ه علت بر این ب علاوه ی اپراتور است.ها دشوار و شدیدا وابسته به تجربهتولید با این روش در افزایش مقیاستولیدی بسیار پر زحمت هستند، 

در نتیجه این نوع  الایی در حفظ کارایی محصگگول دارد.به هرگونه تغییر جزئی در فرایند تولید اهمیت بالای این محصگگولات توجه بپیچیدگی 
سانی  ستعد خطای ان ست که میفرآیند تولید م ی تولید، افزایش خطر های مختلف تولید، افزایش هزینهتواند منجر به افزایش تنوع در بین بچا

ی کافی سگگگاده باشگگگد تا امکان برای غلبه بر این مشگگگکلات فرآیند تولید باید به اندازه .آلودگی و حتی از دسگگگت رفتن یک بچ تولید شگگگود
 نیروی کار را به حداقل برساند. های ناشی ازهم آید و هزینهاتکرارپذیری فر

 یدرمانو ژن درمانیسلول یحوزهدر  GMP شرایط انطباق کامل با ه قوانین نظارتی دقیق است.بدر تولید این محصولات توجه  ی دیگرنکته
 پذیری ذاتیشود که تنوعمیها زمانی تشدید . این چالشتاس زیچالش برانگ سازگار هیمنابع اول افتنیمشکلات مربوط به  یللبددر حال حاضر 

ها خود فرد بیمار است و ممکن است ناشی از تولید محصولات اختصاصی بیمار )اتولوگ( را در نظر بگیریم زیرا در این حالت منبع اولیه سلول
فرایند  کنترل هایاتژیدرمانی به اسگگتردرمانی و ژنفرایندهای تولید محصگگولات سگگلولبنابراین  از اسگگتاندارد کیفی لازم برخوردار نباشگگد.

ابزارهای نظارت آنلاین گسگگترده و در عین حال یکپارچه  های درمانی زنده را در نظر بگیرد.نیاز دارند که تنوع ذاتی این فرآورده ایگسگگترده
 دیتول ییکند و کارا عیرا تسرآن توسعه  تواندیم ندیفرآبر نظارت بهتر  رسد.فرایند برای شناسایی و انطباق تغییرات فرآیند ضروری به نظر می

 .را بهبود بخشد
 کیمرحله در  نیادغام چند ،ییمرحله به تنها کی ونی: اتوماسهای مختلفی تقسیم شوندها و نسلتوانند به کلاسیم ونیاتوماسرویکردهای 

 شودیاطلاق م یندیفرآ ایبه پلتفرم « کاملاً خودکار»لازم به ذکر است که اصطلاح  نجایکاملاً خودکار )نسل دوم(. در ا ای)نسل اول(  نیماش
های سیستم .کندیبرطرف م زیرا ن گریواحد به واحد د کیمواد از  یبه انتقال دست ازیها، نکشت سلول یبرا یدست یاپراتورهاکه جدا از حذف 

انتقال دستی مواد توسعه یافتند. این نسل از ابزارهای اتوماسیون از بازوهای رباتیک اتومات نسل اول برای حل معضل عدم یکنواختی ناشی از 
ستفاده میو ربات سلول ا شت  ستگی فرآیندهایی همانند ک  تولید و مکاندر عین حال ا .کنندهای پیپتور برای افزایش دقت، تکرارپذیری و پیو

 ™Compact SelecT .کنندیتر فراهم مکوچک تر و زیرسگگگاختدهفرآیند سگگگا کی قیرا از طر زیاد از محصگگگول یهاپردازش حجم

(Sartorius) یانجام مراحل مختلف کشت سلول یبرا کیستالتیپر یهاو پمپ کیروبات یاست که از انکوباتور، بازو هاستمیس نیاز ا یکی 

ستفاده م ها تا سلول دهدیو اجازه م کندیاست که بر اساس همان اصل عمل م یگرینمونه د Cellmate (Sartorius) ستمی. سکندیا

سکدر  سک های غلطانفلا سط  ستمیس نی. ادادگسترش  یشتریحجم ب تا ندیفرآ رییبدون تغرا  T یهاو فلا  دیتول یبرا ReNeuronتو

شرکت  Avigen .استشدهاستفاده  یسکته مغزدرمان  یبرا بالا اسیمق با هاییبچ ی درادیبن یهاسلول مبتنی بر CTXی درمانی فرآورده



. انتخاب کرد ینیبال شگگاتیآزما یمرتبط با آدنو برا یروسگگیناقل و یمحصگگول ژن درمان دیتول یرا برا Cellmateاسگگت که پلتفرم  یگرید
بالا مناسگگب هسگگتند اما کاربرد محدودی هایی از این دسگگت برای اتوماسگگیون فرآیندهای تولید مبتنی بر پلیت با توان عملیاتی فرماگرچه پلت

توسگگگط شگگگرکت  Ambr250و  Ambr15هایی همچون فرمدرمانی دارند. در نتیجه پلتدرمانی و ژنهای سگگگلولبرای تولید فرآورده

Sartorius سعه سعه یافتند که تو سلول با بازده بالا در بیوراکتورهای یکبار مصرتو ستفاده از ی فرایند تولید را از طریق امکان کشت  ف با ا
ستم ساختهای رباتیک انتقال مایعات امکانسی سعه فرآ اسیکاهش مق یها براپلتفرم نیا .ندپذیر  س ندیمطالعات و تو ستند. دیمف اریب اگرچه  ه

تولید در مقیاس ها برای دهند اما اسگگتفاده از آناین ابزارهای اتوماسگگیون مزایای متعددی دارند و خطاهای انسگگانی را تا حد زیادی کاهش می
و  سیسرو یبالا یهانهیگران هستند و به هز عاتیما ییجابجا یهاربات نیا شتریب ،یبه طور کل شود.بالا توسط عوامل مختلفی محدود می

ستند و برا یریپذآنها فاقد انعطاف ن،یدارند. علاوه بر ا ازین ینگهدار ضاف زاتیانجام گردش کار به تجه یه سانتر یا انکوباتور و  وژ،یفی)مانند 
س ی( متکرهیغ صرفتنده سازنده ن ی. آنها اغلب به مواد م شدت به مهارت ازیخاص  ستگ یسینوبرنامه یهادارند و عملکرد آنها به   یاپراتور ب

 دارد. 
د اتوماسیون کامل دهنابزارهای اتوماسیون نسل دوم بر خلاف ابزارهای اتوماسیون نسل اول علاوه بر اینکه امکان کنترل دستی را کاهش می

کنند و در سگگگمت دیگر ها در یک طرف بافت فرد اهدا کننده را دریافت میفرمسگگگازند. این پلتپذیر مییک چرخه از فرایندها را نیز امکان
 دنتوانیم و ندنکیرا فراهم م ندیفرآ بر و نظارت مسگتمر یاعتبارسگنج ابزارها امکان نیا دهند.ی مصگرف را تحویل میی نهایی آمادهفرآورده

ستمفرماین پلت .دنشو آن ترعیسر یسازنهیو به ندیبهتر فرآ شناخت بموج سی ستهها  سان با مواد های کاملا ب ستند بنابراین تماس ان ای ه
نیروی انسگگانی به ها و خطای های فرآیند تولید را با حذف آلودگیریسگگک ،دندهی سگگلولی را در طول فرآیند تولید کاهش میاولیه یا فرآورده

این  از طرفی .دهندکاهش میی کلی تولید را هزینهبالا ا کلاس ایمنی ب های تمییزاسگگگتفاده از اتاق ضگگگرورته علت ب  و رسگگگاندحداقل می
دهی  بشتاد که ابزار کلیدی برای نکنپذیر را ایجاد میدر نتیجه یک سیستم انعطاف هستندها کاملا یکپارچه و در عین حال ماژولار فرمپلت

سگگاخت شگگرکت  CliniMACS Prodigyها سگگیسگگتم فرم. یک نمونه از این پلتودبدرمانی خواهند ه فرایند پیشگگرفت و تحول حوزه ژنب

Miltenyi Biotech اتولوگ و درمانی های سلولاست. این سیستم به صورت تجاری در دسترس است. از این سیستم برای تولید فرآورده
ستفاده میژن سلولفرم فعالشود. این پلتدرمانی ا شت نهایی آنسازی  شن، تکثیر و بردا سداک ستم یکپارچه ها، تران سی ها را از طریق یک 

 یاسگگت که امکان نمونه بردار کپارچهی IPC/QC ینمونه بردار یهاسگگهیمجهز به ک CliniMACS Prodigyفرم پلت آورند.فراهم می
سبدون باز ک ستر ستمیردن  سیستم و قابلیت برنامه کند.یفراهم مرا  لیا ها را به این سازی پروتکلدهی منعطف امکان بهینهماهیت ماژولار 

ماکروفاژها تا  روس،یو ژهیو T یها، سلولCAR-T یهاها از گسترش سلولانواع مختلف سلول یاستفاده از آن برا نیبنابرا دهد.سیستم می

های ( این سگگیسگگتم را برای فرآیند تولید تجاری فرآوردهEMAبه همین دلیل آژانس دارویی اروپا ) اسگگت. ریپذامکان کیتیدندر یهاسگگلول
 است.درمانی واجد مجوز تایید کرده

Cocoon اهم های درمانی مبتنی بر سگگلول اتولوگ را فرهای تولید مبتنی بر دسگگتگاه اسگگت که امکان تولید فرآوردهفرمیکی دیگر از پلت
سیآورد. این پلتمی ست که درون یک محفظه قرار گرفتهسفرم یک  شکل از چندین واحد عملیاتی ا سته اتومات مت ست. از جمله تم کاملا ب ا

که هم  یگریبسته و خودکار د ستمیس توان به کشت، گسترش، تغلیظ، شستشو و فرمولاسیون سلول اشاره کرد.های این دستگاه میقابلیت

پلت فرم در  نیاست. ا Quantum™ (Terumo BCT)شده است  شیآزما ونیکشت سوسپانس یچسبنده و هم برا یکشت سلول یبرا
صل  شامل کارتر یتوخال بریف وراکتوریب کیا ست که  سطح کباری یهاجیا ست و  صرف ا را فراهم  جیمتر مربع در هر کارتر 1/2معادل  یم

مشتق از  یمیمزانش بنیادی ی(، سلول هاASCs) یمشتق از چرب ییاستروما یهاسلول کشتبرای  تیبا موفق Quantumسیستم  .کندیم

 شده است. شیآزما یعصب یادیبن ی( و سلول هاBMMSCمغز استخوان )

AUTOSTEM کننده درمانی با رویکرد اهدا های سلولفرم کاملا خودکار دیگر است که امکان تولید و بانک کاملا خودکار فرآوردهیک پلت

 یو انجماد محصولات مبتن تغلیظبرداشت،  ،یگسترش سلول ،یبافت، جداساز یآورامکان جمع AUTOSTEM آورد.تا مریض را فراهم می

 یو فناور کیروبات یبازوها پتور،یپ کیاسگگت که از  GMP ی شگگرایطو آماده برا بسگگتهفرم کاملا پلت کی نی. اکندیبر سگگلول را فراهم م
انواع ظروف کشت )مانند  ییدر جابجا یریپذو انعطاف یریپذقیشده است که امکان تطب لیها تشکرهیمنحصر به فرد گ یدر طراح یاختصاص

 ییاسگگتروما/ی مزانشگگیمیادیبن یهابا سگگلول AUTOSTEMکند. پلت فرم یفراهم م ندیمراحل مختلف فرآ یها( را برا الیویلوله ها، کرا
 یهاسگگلول یچسگگبنده و حت یهاانواع سگگلول ریبا سگگا یآن امکان سگگازگار یریپذمدولار و انعطاف ماهیت ، امااسگگتهشگگد شیآزما یانسگگان



 .دهدیآن را گسترش م یریپذقیکاربرد و تطب نیبنابرا کند،یرا فراهم م سوسپانسیون
سیون و تکنولوژیبطور کلی  ساز همچون دیجیتالاتوما سیر فرآیند و پردازش دادههای آنالیز سازی، فناوریهای توانمند سیل تغییر م ها پتان

صولات ژنپیش سعه و تولید مح سلولروی ما برای تو سل دوم( درک بهتر دیکاملاً خودکار جد یهاپلتفرم درمانی را دارند.درمانی و  از  ی)ن
ست بر ک ندهایکه فرآ یریتأث شند تیفیممکن ا شته با انطباق با مقررات را  دهند،یم شیرا افزا یریتکرارپذ تیقابل کنند،یارائه م را سلول دا

 دست هایی که نیاز به کاربخش. با حذف کامل دهندیکاهش م یستیز یندهایفرآسازی بهینه قیرا از طر دیتول یهانهیو هز کنندیم لیتسه
شود و راه را  هانهیباعث کاهش هز تواندیم ونی. در درازمدت، اتوماسابدییم شیبر سلول افزا یمحصولات مبتن ییو کارا یمنیا ،انسان دارند

فراهم  مارانیب یرا برا یبهتر یحال دسترس نیاول هموار کند و در ع نهیگز یهاعنوان درمانبه هایدرمانها و ژنکاربرد گسترده سلول یبرا
مند لرنینگ بهرهماشینو  یهوش مصنوع مزایایاز  تواندیم درمانیدرمانی و ژنسلول هایفرآورده دیتول ی اتوماتهاستمیس یکند. نسل بعد

 گوهارا با آشکار کردن ال یکیولوژیتوسط تنوع ب شدهلیتحم یهاباشند و چالش دیمف اریبس ندیفرآ یسازنهیبه یبرا توانندیمابزارها  نی. اشوند
 به حداقل برسانند. ندیفرآ جیخاص و نتا یکیولوژیب یهایژگیو نیب یهایو همبستگ

 

 مکان پذیری و توسعه دهندگی ظرفیت فعلی ایران:ا
و پژوهشگران توانمندی در این حوزه در کشور وجود  ی طولانی دارند. لذا رسوب دانش قابل ملاحظهدرمانی سابقههای ژندر کشور ما پژوهش

بنیان متعددی به های دانشپژوهشی و شرکتهای است. اخیرا گروهدرمانی صورت نپذیرفتههای ژندارد. با این وجود تولید صنعتی فراورده
درمانی های ژنبا توجه به افزایش روز افزون فرآوردهاند. درمانی مبتنی بر سلول مهندسی ژنتیک شده ورود کردههای ژنی فرآوردهی توسعهحوزه

ی شوند، نیاز مبرمی به توسعهیه از نهادهای نظارتی میهایی که موفق به اخذ تاییددرمانی در حال توسعه و متعاقبا افزایش تعداد فرآوردهو سلول
ی تولید و الزامات نظارتی از جمله ی تمام شدهکارایی فرآیند، هزینه شود.ها حس میبرای تولید صنعتی این فرآورده« کاملاً خودکار»ابزارهای 

مورد توجه قرار گیرند. اتوماسیون این پتانسیل را دارد که این  درمانیهای ژن و سلولسازی فرآوردهمسائل مهمی هستند که باید قبل از صنعتی
 سازی این محصولات هموار نماید.مشکلات را مرتفع و راه را برای تولید انبوه و تجاری

 

 :یدیواژگان کل
Automation, Bioreactors, Cell therapy, Gene therapy, Manufacturing 

 :پروژه تشریح و بیان
ی ژن درمانی و های دانش بنیان فعال در حوزهانتخاب شگگده مبتنی بر نیاز حال یا آتی شگگرکت« کاملاً خودکار»مطلوب اسگگت سگگیسگگتم 

درمانی درمانی یا سلولی ابزارهای اتومات ژنتوسعهدرمانی باشد. لذا نیاز سنجی بازار ایران برای دستگاه باید در پروپوزال تشریح گردد. سلول
سلولمبتنی  شدبر  سی ژنتیک  شته ههای مهند شی بین ر شکیل تیم پژوه شمندان نیازمند ت شکل از دان سلط ای مت  های مختلفدر حوزهم

که موفق به اخذ تاییدیه از نهادهای « کاملاً خودکار» در این پروژه تیم تحقیقاتی نخست باید یکی از ابزارهای اتومات نسل دوپژوهشی است. 
های مختلف ی بعد نیاز اسگگت ماژولهای مختلف آن را انجام دهند. در مرحلهللی شگگده را انتخاب و طراحی زیرسگگیسگگتمالمنظارتی معتبر بین

مونتاژ دسگگتگاه کاملا اتومات باید صگگورت پذیرد  نهایتا سگگازی قرار گیرد.ها مورد ارزیابی و بهینهدسگگتگاه به ترتیب اهمیت تولید و عملکرد آن
 فرآیند تولید ارزیابی شود. لذا تشریح موارد زیر در پروپوزال الزامی است: عملکرد و تکرارپذیریسپس 

 است؟از چه دستگاهی الگوبرداری شدهدستگاه هدف تولید  (1

 است؟مجوز دریافت کرده یدستگاه الگو تاکنون از چه نهادهای نظارتی و برای چه کاربردهای (2

 های مورد استفاده در دستگاه تشریح شود.فناوری (3

 را دارد؟ GMPدرمانی با شرایط های تجهیز چیست؟ آیا امکان تولید فرآورده ژنقابلیت (4

 صنعتی چقدر است؟ی هر دستگاه برای تولید نیمهی تمام شدهبرآورد هزینه (5

 آیا امکان واردات این تجهیزات وجود دارد؟ هایی است؟ها نیاز به واردات چه تجهیزاتی از چه شرکتبرای تولید زیر سیستم (6

 المللی محصول چیست؟برآورد شما از بازار داخلی و بین (7



 .ی کاملا مرتبط گروه تحقیقاتیرزومه (8
صورتی که گروه ستگاههای تحقیقاتی تولید کیتهمچنین در  صرفی د سیون ژنهای م سلولهای اتوما سلولدرمانی و  های درمانی مبتنی بر 

شده سی ژنتیک  شده و مهند شور در تامین آنای را که قبلا وارد ایران  ستک حمایت از امکان گذاری نماید هدف ،ها با محدودیت رو به رو ا
 تشریح موارد زیر در پروپوزال الزامی است: فرخوان وجود دارد. حمایت ها تا سقفآن

 های موجود در ایران )با ذکر فرد حقیقی یا حقوقی کاربر دستگاه(.تعداد دستگاه (1

 .های ناشی از خرید آنرد هزینهنه کیت و برآوامیزان مصرف سالی (2

 های مشابه موجود در کشور.سازگاری کیت برای استفاده در سایر دستگاه (3

 های مورد استفاده برای تولید کیت.تکنولوژی (4

 ی تولید نیمه صنعتی محصول.ی تمام شدهارزیابی هزینه (5

 ارزیابی بازار داخلی یا خارجی محصول. (6

 .ی کاملا مرتبط تیم تحقیقاتیرزومه (7

 

 عنوان پروژه:

 .یماریدرمان ب یبرا دینوکلئوتگویبر ال یمبتن لاریمیوسیب یتوسعه دارو

 (:یرساختیز ،یصنعت لوت،یپا ،یشگاهیآزما ،یسنجامکان ،یساز هیشب ،ی)پژوهشمقیاس پروژه 
 .پایلوتآزمایشگاهی، 

 :پروژههای خروجی
 .تولید بایوسیمیلار داروی مبتنی بر نوکلئیک اسید .5

 ییو کارا یمنیا دییلازم جهت تا یهاتستانجام  .6

 .سازمان غذا و دارومورد تایید  CTD ارائه  .7

 

 اهمیت و آینده حوزه در دنیا:
ساس  سید یکی از بر ا سه جهانی مکنزی داروهای مبتنی بر نوکلئیک ا س ستی در آشش گزارش مو نده جهان به یفناوری موثر بر انقلاب زی

شناخته  هایبادیکوچک و آنت یهادارو بعد از مولکول شکل مهم نیبه عنوان سوم اسیدهای نوکلئیک امروزه داروهای مبتنی بر. آیندمیشمار 

، mRNA ،یدیپلاسم DNAهای مختلفی از جمله توان به کلاسی نوکلئیک اسیدی را بر اساس ماهیت مولکول موثره میداروها .شوندیم

miRNA ،siRNAموجود که بالقوه  یتمام سگگگاختارها انیاز مبندی نمود.دسگگگته و ... میبوزایسگگگنس، اپتامر و ر یآنت یدهایگونوکلئوتی، ال

س کینوکلئ یبه عنوان داروها توانندیم ستفاده شوند، تاکنون  یدیا  یاند براتوانسته ژن درمانگرو پلاسمید حاوی  اپتامرها ،ASO ،siRNAا
داروی  20در مجموع تاکنون  کنند. افتیرا در کشورهای مختلف جهان نهادهای نظارتی در هیدییتا یکیر ژنتیو غ یکیمختلف ژنت یهایماریب

سید  سب مبتنی بر نوکلئیک ا ستفاده در بالین موفق به ک ضلانی بیماریدرمان که برای  اندشدهمجوز ا ستروفی ع های مختلفی از جمله دی

دارو  10داروی مجوزدار،  20. از میان اند(ها در این آمار لحاظ نشده)واکسن کاربرد دارند (SMA) و آتروفی عضلانی نخاعی (DMD) دوشن

برای دیستروفی عضلانی دوشن  دارو 4داروی ذکر شده،  20از میان هستند.  siRNA مبتنی بر پلتفرم دارو 5 و سنسگونوکلئوتیدهای آنتییال

 شوند. استفاده می hATTRدارو برای بیماری آمیلوئیدوز  3و 
 

سنس نام دارد یک آنتی Fomivirsenوارد بازار نمود. این دارو که  1998اولین داروی مبتنی بر الیگو نوکلئوتید را شرکت نوارتیس در سال  

سی  ست که برای درمان عفونت ویرو ستفاده می CMVالیگو نوکلئوتید ا سنس الیگونوکلئوتید بود که مجوز این دارو اولین داروی آنتیشود. ا

فت نمود. علاوه بر این شگگگرکت یا کا را در غذا و داروی امری مان  فایزر، سگگگاز ند  مان  Saretptaو Biogeneهای پیشگگگروی دیگری 



therapeutics  ماکولار وابسته به سن ونیدژنراسهایی مانند هستند و برای بیماری فعالدر این حوزه (AMD ،)DMD، SMA  وALS 

ضه کردهچندین دارو  سپینرازا برای بیماری معروف داروی. اندبه بازار عر شرکت SMA ا شترک  صول م شد. می Ionisو  Biogen، مح با

شرکت سی پایپ لاین  شان از برر شرکت های برتر این حوزه نیز ن سعه دارد.  بر  Biogenوجود چندین داروی جدید در مراحل تحقیق و تو
سعه داروی آنتی  سرمایهسنس الیگونوکلئوتید بر روی بیماریروی تو سون  صبی مانند آلزایمر و پارکین شرکت، های ع ست. این  گذاری کرده ا

ستارت آپی به نام  سنس بود، با قیمت را که متمرکز بر  Reatا ست. 7الیگونوکلئوتیدهای آنتی  های نوین روش میلیارد دلار خریداری کرده ا
شیم ی است مهم مسائلتحویل هدفمند به بافت مورد نظر و ... از افزایش نیمه عمر، یایی در ماده موثره دارویی، انتقال این داروها، اصلاحات 

ست مطالعه هستند.بهبود این نوع داروها برای  که س کینوکلئ یهابازار درمان .به طور گسترده در د سال دیا  اردیلیم 89/4 حدود 2023ها در 
 حدود رشد کند و به ارزش 2028تا  2023 یدر بازه زماندرصدی  29/14با نرخ رشد سالانه  شودیم ینیبشیشده است و پ یگذاردلار ارزش

 سرعت رشد بالای این فناوری در جهان دارد.اهمیت و نرخ رشد بالای بازار این داروها نشان از  برسد. 2028دلار در سال  اردیلیم 59/9
 

ی محققان به رویکردها درمانی مبتنی بر توجه گسگگتردهنیز نشگگان از  در جهان های بالینیکارآزماییو ثبت گزارشگگات علمی روند صگگعودی 
شترین الیگونوکلئوتیدها دارد. در بین داروهای الیگونوکلئوتیدی،  سنس الیگونوکلئوتیدها بی های تحت مطالعه درمانرا هم در میان سهم آنتی 

صد مطالعات بالینی آنتیندر میان داروهای مجوزدار دار و هم 2و  1فاز های بالینی آزماییرکادر  سپر، د. در سنس الیگونوکلئوتیدها حتی از کری

ست.  siRNAاپتامر و  شتر ا سن  پس ازها نیز بی شیوع کووید mRNAظهور فناوری واک سعه داروهای مبتنی بر 19-در زمان  فناوری ، تو

mRNA  درمان مبتنی بر  صگگنعت حال و آینده نزدیکدر توان گفت این داروها نقش مهمی را در مجموع میشگگتاب جدی گرفته اسگگت. نیز
 .خواهند کردنوکلئیک اسید ایفا 

 
 مراجعه شود.( "درمانیهای پژوهشی حوزه داروهای مبتنی بر نوکلئیک اسید و ژناحصاء اولویت "تر به فایلبیش)برای اطلاعات 

 

 دهندگی ظرفیت فعلی ایران:مکان پذیری و توسعه ا
شده است و از سالها قبل مطالعات علمی و بالینی بر روی این در جهان این نوع درمان به صورت رسمی وارد فضای تجاری  1998از سال 

از توجه گسترده به این حوزه در  ایهنشان های مهم و نیز روند رشد اسناد علمی این حوزهگذاری شرکتسرمایهفناوری در جریان بوده است. 
ن، مطابق با روند جهانی، در ها با قابلیت استفاده در بالیبرای طراحی و سنتز الیگونوکلئوتیدلازمهای ایجاد زیرساخت سطح جهان است. بنابراین

ی اند. در دورهنوکلئوتدی فعالیت داشتههای الیگوی درمانهای تحقیقاتی متعددی در حوزهگروه ایراندر . رسدکشور ما نیز ضروری به نظر می

اند. لذا رسوب ورود کرده mRNAهای مبتنی بر پلتفرم ی واکسنی توسعهچند گروه تحقیقاتی به صورت جدی به حوزهنیز گیری کرونا همه
های مبتنی تاکنون تولید صنعتی درماندانش قابل توجهی در این حوزه وجود دارد. علیرغم وجود دانشمندان و نیروی انسانی با تجربه، متاسفانه 

نادر در کشور مانند  هاییبرخی بیمارشیوع این درحالی است که با توجه به  است. های الیگونوکلئوتیدی در کشور صورت نپذیرفتهبر پلتفرم

های ها به علت محدودیتو همچنین عدم دسترسی کشور به داروهای مجوزدار برای این بیماری SMAدیستروفی عضلانی دوشن و نیز بیماری 
ر . علاوه برسدضروری به نظر می داروهای مجوز دارهای بیوسیمیلار برخی از ی فرآوردهناشی از تحریم ورود جدی محققان کشور به توسعه

این ی توسعهایجاد زیرساخت برای  در صورت  خورد،های برتر این حوزه به چشم میاین با توجه به تعدد داروهایی که در پایپ لاین شرکت
. مزیت مهم این داروها، بر بهره برد نیزهای نادر( )نه فقط بیماریها درمان سایر بیماری یآن برای توسعهاز توان می ، ها در کشورفناوری

 .نددرمانی از سهولت تولید بیشتری برخوردارهاست و برخلاف برخی از داروهای ژنطاقچه بودن آن

 :یدیواژگان کل
Nucleic acid based medicine, Nucleic acid therapeutics, nucleic acid drugs, Anti sense 

oligonucleotides, siRNA, mRNA 
 

 :پروژه تشریح و بیان



این پروژه حمایت از پژوهشگگگرانی اسگگت که غایی هدف  ،در کشگگور مربوطههای فناوری یتوسگگعهبه اهمیت این حوزه در جهان و لزوم  نظر

سید از  یک محصول بایوسیمیلارتوسعه  در رفع گام مهمی از این طریق تا  باشندگذاری کردهرا هدفدسته داروهای مبتنی بر نوکلئیک ا

 . شودبرداشتهخلاهای موجود در کشور 

سنس الیگو نوکلئوتید و واجد از میان داروهای  شم  siRNAمجوز، آنتی  ستند. تنها یک داروی اپتامر در بین این داروها به چ فناوری غالب ه

سال میخورد که  ست. بنابراین AMDبرای بیماری  2004در  سعهاولویت این طرح  مجوز گرفته ا سیمیلار ی فرآوردهتو های بیو

. است 3یا  2بیوسیمیلار موجود در فاز  mRNAمبتنی بر و یا داروهای  siRNAداروهای آنتی سنس الیگونوکلئوتید و یا 

شابه دارای مجوز از سایر  صول م صورت وجود مح سید نیز در  سی قرار خواهند داروهای مبتنی بر نوکلئیک ا نهادهای معتبر نظارتی مورد برر
سعه شروط به آنکه تو صرف کنندهگرفت م صادی درمانی درمی فرآورده از نظر آمار بیماران م شور قابل توجیه ان و بار اقت های رایج برای ک

سگگنس  یآنت یجدول با داروها این که در ییهایماریب جهانی وعیشگگ زانیم؛ اسگگت ق جدول زیربمطا. لیسگگت محصگگولات مجوزدار باشگگد
 :باشدیم بیترت نیاند، به ادرمان شده دیگونوکلئوتیال

DMD> hypertriglyceridemia> SMA> ALS 
 :باشدیم بیترت نیبه ا siRNAمورد  در

Dyslipidaemia> hATTR amyloidosis> AHP > hyperoxaluria 
 

 
سال  نام دارو

 اخذمجوز

 شرکت تولید کننده فناوری مورد استفاده بیماری

1 Fomivirsen (Vitraven) 1998 cytomegalovirus 

(CMV) retinitis 

antisense 

oligonucleotide 

Novartis 

2 Mipomersen (Kynamro) 2003 hoFH, 

homozygous familial 
hypercholesterolemia 

antisense 

oligonucleotide 

Genzyme 

3 Macugen Pegaptanib 2004 age-related macular 

degeneration (AMD) 

first aptameric nucleic 

acid drug 

Eyetech/Pfizer 

4 Neovasculgen(Cambiogenplasmid) 2011 Peripheral vascular 

disease; limb ischemia 

plasmid encoding 

VGEF 

Human Stem Cells Institute 

5  (nusinersen) spinraza  2016 SMA antisense 

oligonucleotide 

Ionis/Biogen 

6 Eteplirsen (exondys 51) 2016  Duchenne muscular 
dystrophy 

(DMD) 

antisense 
oligonucleotide 

Sarepta Therapeutics 

7 Ampligen(rintatolimod ) 2016 Chronic fatigue 
syndrome 

 mismatched, double-
stranded RNA molecule  

AIM ImmunoTech 

8 Patisiran (Onpattro) 2018 hATTR amyloidosis lipid 

nanoparticle/siRNA 

Alnylam 

9 Inotersen (Tegsedi) 2018 polyneuropathy 
associated with 

hereditary 

transthyretin 
amyloidosis 

antisense 
oligonucleotide 

Ionis 
Pharmaceuticals/Akcea/PTC 

11 Volanesorsen (Waylivra) 2019 hypertriglyceridemia antisense 

oligonucleotide 

Ionis/Akcea/PTC 

12 Golodirsen (Vyondys 53) 2019  Duchenne muscular 

dystrophy 

(DMD) 

antisense 

oligonucleotide 

Sarepta Therapeutics 

13 GIVLAARI (givosiran) 2019 acute hepatic 
porphyria (AHP) 

GalNAc-SiRNA Alnylam 

14 OXLUMO (lumasiran) 2020 primary hATTR 

amyloidosis type 1  

GalNAc-SiRNA Alnylam 

15 Viltepso(viltolarsen) 2020  Duchenne muscular 
dystrophy 

(DMD) 

morpholino antisense 
oligonucleotide 

NS Pharma 

16 AMONDYS 45 (casimersen) 2021  Duchenne muscular 

dystrophy 
(DMD) 

morpholino antisense 

oligonucleotide 

Sarepta Therapeutics 

17  (inclisiran) leqvio 2021 primary 

hypercholesterolaemia 

siRNA Alnylam  

https://me-pedia.org/wiki/RNA
https://me-pedia.org/wiki/RNA


or mixed 

dyslipidaemia 

18 Nulibry(fosdenopterin) 2021 Molybdenum cofactor 

deficiency 

cyclic pyranopterin 

monophosphate 

Orphatec 

19 AMVUTTRA (vutrisiran) 2022 hATTR amyloidosis, GalNAc-SiRNA Alnylam 

20 QALSODY (tofersen) 2023 amyotrophic lateral 
sclerosis (ALS)- 

SOD1-ALS 

antisense 
oligonucleotide 

Biogene 

 

استفاده می شوند در صورت وجود نمونه مشابه  که برای درمان بیماری mRNAلازم به ذکر است علاوه بر داروهای فوق داروهای مبتنی بر 

جزو  mRNAهای سرطان مبتنی بر و یا مجوزدار نیز مورد بررسی قرار خواهد گرفت. هرچند حمایت از واکسن 3یا  2در کارآزمایی بالینی فاز 
  شود.فراخوان ایمونوتراپی بوده است و در این فراخوان لحاظ نمی

  استفاده خواهد کرد: ی دریافتیهای داوری از معیارهای زیر برای امتیازدهی به طرحکمیته

 باشد.در کشور داشته ل توجهی بقابیماری هدف درمان شیوع  .6

 باشد.یا همراه با بار مالی بالایی های سیاسی یا اقتصادی دسترسی کشور به داروهای رایج بیماری هدف دشوار به علت محدودیت .7

 باشد. یعوارض جانبی کمترهمراه با های رایج بسیار بیشتر یا های هدف توسعه نسبت به درماندرماناثربخشی  .8

 باشد.های موجود در کشور توجیه اقتصادی داشتههای هدف توسعه با توجه به زیرساختتولید درمان .9

 باشد.ی قوی کاملا مرتبط با موضوع تحقیق داشتهتیم تحقیقاتی رزومه .10

موارد فوق را با دقت بررسگگگی کرده و به تفصگگگیل در پروپوزال تشگگگریح نمایند. لازم به ذکر اسگگگت که م اسگگگت گروه تحقیقاتی بنابراین لاز
 ی غربالگری رد خواهند شد.هایی که فاقد تشریح موارد فوق باشند در مرحلهپروپوزال

 
 

 

 :پروژه عنوان

 های ویروسیمبتنی بر پلتفرمدرمانی ژنمحصولات بیوسیمیلار  توسعه

 (:زیرساختی صنعتی، پایلوت، آزمایشگاهی، سنجی،امکان سازی، شبیه پژوهشی،) پروژه مقیاس
 بالینییشپ پایلوت، آزمایشگاهی،

 :پروژه هایخروجی
 های ویروسی.پلتفرم درمانی بیوسیمیلار مبتنی بر ی ژنفرآورده تولید .8
 .بالینیپیش سطح در تولیدشده داروی اثربخشی اثبات .9

 .دارو و غذا سازمان CTD با مطابق کارایی و ایمنی تایید جهت لازم هایتست انجام .10
 .CTA ثبت و CTD از IV ماژول تاییدیه اخذ .11

 :دنیا در حوزه آینده و اهمیت
 ها با منشتتاژ ژندیکی نویدب ا استت  ای از بیماریکه در درمان طیف گستتدرد درمانی یکی از رویکردهای نوین درمانی استت  ژن

ضههدف رویکردهای ژن سلولدرمانی عر ست تا فنوتیپ بیماری را در بنیادیی ژن درمانگر به  سطح ژنتیکی درمان نماید. های هدف ا سطح یعنی  ترین 
ای که وکتورهای ویروسی به دلیل مزایای برجسته درمانگر به سلول هدف است.ژن موثر ریدرمانی در اغلب موارد نیازمند یک ناقل برای دلیوبنابراین ژن

نی و بالیای در مطالعات پیشاز زمره وکتورهایی هستند که به صورت گسترده و القاء بیان طولانی مدت ژن درمانگر دارند از جمله راندمان بالای انتقال ژن
ستفاده سی در نتیجهدرمانی مبتنی بر ناقلرویکردهای ژن اند.قرار گرفته بالین مورد ا شی از های ویرو سعه به نتایج بالینی نویدبخ ی چند دهه مطالعه و تو

 .اندهای مونوژنیک دست یافتهو بیماری ها از جمله انواع مختلف سرطانجمله چندین محصول تایید شده برای درمان طیف وسیعی از بیماری
ضر تعداد ز نیعلاوه بر ا های ا یر به ستتترد  در  ا  رشتتتد استتت  درمانی در ستتتا دهای ژناستتتدهاد  بایینی از رویکر   یادیدر حال حا

س شتریب یرگیبهره یبرا ینیبال ییکارآزما ست. نیا لیاز پتان ست انجام ا ها ستته نوک کدیدی از ویروسها و یندی، آدنوویروسAAV وکتورها در د



مبتنی  هایفرم پلت دهد کهسنجی و بررسی روند انتشار مقالات نشان میمطالعات علم درمانی هسدند وکدورهای ویروسی مورد اسدهاد  در ژن
شره حوزه ژن درمانی  در را نزولی روندی آدنوویروس و رتروویروسبر سال مقالات منت و از آن پس مجددا افزایش یافته اند.  اند کردطی  2016تا حدود 

 و هاشگگرکت لاینپایپ بازار، مطالعات سگگنجی،علم هایبررسگگیاز طرف دیگر  دهند هی را نشتتتتتان میبمشتتتتتاهای این دو  وز  نیز روند پتنت
شان بالینی هایکارآزمایی سعه در آتیه خوش هایفناوری از یکی AAV ویروس  که دهدمی ن ست درمانی نوین هایفرآورده یتو صولات بین در .ا  مح
سر در درمانیژن حوزه مجوزدار سی فرمپلت این جهان، سرا ستفاده رایج فناوری دومین ویرو ست شده ا  دارو 7 درمانی،ژن داروی 22 میان از طوریکه به ا

های اسدهاد  شد  ه ذکر است ویروسبلازم  .اندودهبر رتروویروس، آدنوویروس و ویروس هرپس سیمپلکس بتنی ب، و سه داروی دیگر مAAV بر مبتنی

ستفاده مجوز 2023 سال در ویروس این بر مبتنی داروی 3 تنها اند واکستتن در این آمار ی ان نشتتد  عنوان ویروس انکولادیک یاب  را بالین در ا
ستروف هایبیماری برای شن، هموفیلی آ و ب دردی ضلانی دو سی کارآزماییب. همچنین اندنموده یافتی ع دهد ایینی ژن درمانی نشتتتان میبهای رر

از این مطایعا  را دشتتتتتتتکی   %16و  %17، %20، %42 به دردیب، یندی ویروس، ردروویروس و آدنوویروس AAVویروس 

 گذاری سرمایه قالب در نیز درمانی ژن حوزه فناور هایشرکت بزرگ مالی هایتراکنش برخی. است شده بینی پیش %24نرخ رشد سالانه حدود دهند می
 هایشرکت از که نوارتیس، و Roche، Bayer هایشرکت مثال برای. تواند تاییدی بر ادعای فوق باشدکه می است بوده ویروسی فرم پلت این روی بر

 سگرمایه ویروس این بر مبتنی فناور هایشگرکت روی بر دلار میلیارد 17 مبلغ به مجموعا 2020 تا 2018 هایسگال بین هسگتند، درمان و دارو حوزه برتر
 .اندکرده گذاری

 .(شود مراجعه "درمانیژن و اسید نوکلئیک بر مبتنی داروهای حوزه پژوهشی هایاولویت احصاء "فایل به بیشتر اطلاعات برای) 
 

 :ایران فعلی ظرفیت دهندگیتوسعه و پذیری مکانا
. حوزه داشته استبر یانسان یهایماریدر مبارزه با ب یبزرگ یهاگام و ی خود با تحولات بسیاری همراه بودهی حدود چهل سالهدر طول تاریخچهدرمانی ژن
است که موفق های مختلفی بودههای ویروسی علیه بیماریفرمی موجی از داروهای مبتنی بر پلتی گذشته شاهد توسعهی پنج سالهر طی دورهدرمانی دژن

ژنی با های تکهای سرطان مبتنی بر وکتورهای ویروسی تا درمان بیماریماناین رویکردهای درمانی از در اند.شده نیز به اخذ تاییدیه نهادهای نظارتی
شوند که به محققان و متخصصان محسوب می درمانینژرویکردهای این ی کانونی اکثر وکتورهای ویروسی نقطه. استتاثیرگذاری شگرفی همراه بوده

سنجی و ارزیابی روند ثبت مطالعات مطالعات علم ی پزشکی مدرن را تغییر دهند.دهند و چهره های دارویی قدرتمندی را توسعهفرماند پلتبالینی اجازه داده
ها های ژنتیکی انسانی با این فناوریدرمانی مبتنی بر ویروس روشن و التیام بسیاری از بیماریی رویکردهای ژندهد که آیندهکارآزمایی بالینی نشان می

 این در فعال دانشمندان از حمایت فراخوان، این هدفاما باشند،می حوزه این در فعالیت حال در متعددی آکادمیک هایگروه اگرچهود. بخواهد  در دسترس
حل بعد مقدمات تولید صنعتی اتا در مر است های ویروسیپلتفرم بر مبتنی درمانی ژن لاریمیوسیب یفرآورده یک تولید سمت به حرکت منظور به حوزه

 های مشابه برای استفاده در بالین فراهم آید.یا فرآوردهاقتصادی فرآورده 

 :کلیدی واژگان
Gene therapy, Adeno-associated virus, lentivirus, Adenoviruse, Virus-based gene therapy products 

 :پروژه حیتشر و انیب
 کی توسگگعه اسگگت که یاز پژوهشگگگران تیپروژه حما نیمرتبط در کشگگور، هدف ا یدانش و فناور یتوسگگعهحوزه در جهان و لزوم  نیا تیبا توجه به اهم

صول  شابهمح صولات م سیو فرمپلت بر یمبتن یژن درمان حوزه در یجهان مجوزدار مح شده در جدول ز  یرو ستا در را( ری)ذکر   یازهایو ن هاتیاولو یرا
شور شندکرده یگذارهدف ک ست یمرحله در ستیبایم یقاتیتحق گروه نیبنابرا. با شگاهی تولید کنو  یرا طراح یدرمان یفرآورده نخ د. در مقیاس آزمای

ست سطح پیشسپس ت شی و ایمنی فرآورده را در  ستورالعملهای ارزیابی اثربخ سازمان غذا و داروبالینی مطابق با د با هدف اخذ  CTDبرای ثبت  های 

های مختلف تولید اقتصگگادی این ویروس و بهینه سگگازی فاز مطالعاتی اولیه برای بررسگگی روش ثبت نمایند. CTAتکمیل کنند و برای فرآورده  IVماژول 
 .فرایندهای بالادستی و پایین دستی و انتخاب بهترین فرایندها ضروری است

 
 

 استفاده خواهد کرد:  یافتیدر یهاطرح به یازدهیامت یبرا ریز یارهایمع از یداور یتهیکم
 .باشدداشته کشور در ییبالا وعیش درمان هدفو جهش ژنتیکی  یماریب .11

 .باشد ییبالا یمال بار با همراه ای دشوار هدف یماریب جیرا یداروها به کشور یدسترس یاقتصاد ای یاسیس یهاتیمحدود علت به .12

 .باشد یکمتر یجانب عوارض با همراه ای شتریب اریبس جیرا یهادرمان به نسبت توسعه هدف یهادرمان یاثربخش .13

 .باشدداشته یاقتصاد هیتوج کشور در موجود یهارساختیز به توجه با توسعه هدف یهادرمان دیتول .14



 .باشدداشته قیتحق موضوع با مرتبط کاملا یقو یرزومه یقاتیتحق میت .15

 فاقد که ییهاپروپوزال که است ذکر به لازم. ندینما حیتشر پروپوزال در لیتفص به و کرده یبررس دقت با را فوق موارد یقاتیتحق گروه است لازم نیبنابرا
لازم برای تولید صنعتی و اقتصادی تجاری ریزی و همکاران هایی که برنامهگروه همچنین .شد خواهند رد یغربالگر یمرحله در باشند فوق موارد حیتشر

 باشند از اولویت بالاتری برخوردار خواهند بود.فرآورده را داشته
 

 

 


