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 ،يبموب سونایساك ناوج يدنلوھلا بیبطلا ماق 1932 ماع يف
 رمعلا نم غلبی عیضر ةلاح فصوب ،ضارملأا ملع يف صتخملا

 ھلوخد نم ةریصق ةرتف دعب يفوت بلقلا يف مخضت ھیدل رھشأ 7
 ةلاحلا هذھ اھیف فصوُت يتلا ىلولأاَ ةرملا يھ هذھ تناك .ىفشتسملا
 تامولعملا نم دیزمل( يبموب ضرم مساب اًقحلا فرعُت تحبصأ يتلا

 فشتكا ،ةنس نیثلاث دعب .)1 قحلملا عجار يبموب بیبطلا ةایح نع
 يوتحت لا ضرملا اذھب نیباصملا صاخشلأا ماسجأ نأ اكیجلب يف ملاع
 ةداعلا يف .زاتلاملا ضمح وأ زادیزوكولغ-افلأ ضمح ھمسا میزنإ
 .لاحلا میسجلا مساب فرعُی ةیلخلا يف زیح لخاد میزنلإا اذھ دجاوتی
 وھف .ةددحم ةفیظو زادیزوكولغ افلأ ضمحل ؛تامیزنلإا لك لثمكو
 متی يتلا ركسلا لاكشأ نم لكش وھو ؛نیجوكیلجلا لیلحت ىلع دعاسی
 .ةقاطلل مسجلا جاتحی امدنع اھمادختساو تلاضعلا ایلاخ يف اھنیزخت
 امم تلاضعلا ایلاخ يف نیجوكیلجلا مكارتی ،میزنلإا اذھ نود نم
 عیمج يف نوثحابلاو يبموب ضرمو زادیزوكولغ افلأ ضمح نیب ةلصلا فاشتكا ذنم .مسجلا تلاضع عیمج يف نھو ببسی
 لاإ ؛يبموب ضرمل يفاش جلاع نلآا ىتح كلمن لا اننأ نم مغرلا ىلع .دوقفملا میزنلإا لحم لحت لبس داجیإ ىلع نولمعی ءاحنأ
 .)زادیزوكولغ افلأ( میزنلإا نم مھتجاحب ىضرملا دیوزتب موقی يذلاو )ERT( يضیوعت میزنإ مادختساب جلاع ةقیرط كانھ نأ
 .ایلاخلا يف يعیبط ریغ لكشب مكارتلا نع ھفاقیإو نیجوكیلجلا ریسكت ىلع لیدبلا میزنلإا دعاسی

 صیخشت مت نیذلا صاخشلأا ىدل ظوحلم صقن ھب وأ دوقفم میزنإ لادبتسا ىلإ فدھی جلاع وھ )ERT( میزنلإا لئادبب جلاعلا
 .يساسلأا بیعملا نیجلا ححصی لا ھنأ يأ ؛يبموب ضرمل اًیفاش اجًلاع سیل میزنلإا لئادبب جلاعلا .يبموب ضرمب مھتباصإ

 ؟يبموب ىضرم دعاسی نأ نكمی فیكو ؟میزنلإا لئادبب جلاعلا ام :س
 ةقیرط لمعت .)GAA( زادیزوكولغ افلأ ضمح مساب فرعُی يموزوزیل میزنإ مادعنا وأ صقن نم يبموب ىضرم يناعی :ج
 میزنلإاب جلاعلا ةقیرط لمعتستو .)GAA( زادیزوكولغ افلأ ضماح میزنإ مادعنا وأ ةلق ضیوعت ىلع لیدبلا میزنلإاب جلاعلا
 ھیشوغ ضرم نم لولأا عونلا لثم ةلاحلا تامیسجلا يف نازتخلاا تابارطضاب ةقلعتملا ىرخلأا ضارملأا ةجلاعم يف لیدبلا
 .يربافو

 ينیجلا بیكرتلا رییغتب ءاملعلل حمست ةیلمع يھو ؛فلتؤملا يوونلا ضمحلا ایجولونكت مادختساب میزنلإا لئادبب جلاعلا عّنصُی
 :لحارم ثلاث ىلع ةیلمعلا هذھ ثدحت .تامیزنلإا اھنیب نم ةیرشب تانیتورب جاتنلإ يح نئاكل

 :ىرشب میزنإ جاتنلإ ایلاخ ةعارز - 1 ةلحرملا
 صقنی يذلا میزنلإا( )GAA( زادیزوكولغ افلأ ضمح میزنلإ يرشبلا نیجلا لاخدإب میزنلإا لئادبب جلاعلا عنص أدبی
 .ةیلخلا طخ يف )يبموب ضرمب نیباصملا صاخشلأا

 يف ایلاخلاب ظافتحلاا متی ،كلذ ثدحی يكلو .يرشبلا GAA میزنإ عینصت يف أدبتس ،نیجلا ىلع ایلاخلا يوتحت نأ درجمب
 يذلا میزنلإا عمجُیو ،اًیموی يویحلا لعافملا نم لئاسلا لازُی .ةیویحلا تلاعافملا ىمست ةریبك تانازخ يف ةصاخ فورظ
 .ھتیقنت لجأ نم ایلاخلا هذھ ھجتنت
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 :میزنلإا ةیقنت - 2 ةلحرملا
 ىمسُت ةیلمع مادختساب میزنلإا ةیقنت متی .ةملاسلاو ءاقنلل اًدج ةیلاع رییاعم میزنلإا لئادبب جلاعلا يفوتسی نأ بجی
 ءاقن ةجرد عفترت .اھیف بوغرملا ریغ داوملا ةلازلإ طیلخ نم ءازجأ لزعو فینصتل ةقیرط يھو .دومعلا ایفارجوتامورك
 .رخلآ يفارجوتامورك دومع نم میزنلإا كرحتی امدنع میزنلاا

 :بیطشتلاو ةئبعتلا - 3 ةلحرملا
 ةعاس 48 ةدمل دیمجت ففجم يف اھعضو متی ،ریراوقلا ءلم دعب .ةمقعم ةیجاجز ریراوق يف میزنلإا عضو متی ،ةیقنتلا دعب
 .ارًارقتسا رثكأ میزنلإا نوكی ،لكشلا اذھ يف .ةكعكلا ھبشت ةفاج ةدام كرتیو میزنلاا نم ءاملا رخبتی ،دیمجتلا ففجم يف .اًبیرقت
 اھریفوت لبق صحفُت ةروراق لك نأ ىتح .رییاعملا ىلعلأ جلاعلا ةافاوم نامضل عینصتلا ةیلمع للاخ ةددعتم تارابتخا ىرجتو
 .ىضرملل

 ریوطتلا نم ةدیدع تاونس دعب لاإ اھمامتإ نكمی لاو رھشأ قرغتستو ةدقعم ةیلمع میزنلإا لئادبب جلاعلا ةعانص نإ
 .تارابتخلااو

 ببسُی يذلا نیجوكیلجلا للحُیو تلاضعلل لصی كلذبو ؛)مدلا ىرجم يف ةرشابم نقحُی( دیرولا يف میزنلإا لئادبب جلاعلا ىطعُی
 نم ئطبی دق ھنأ لاإ ،يبموب ضرمل اًیفاش اجًلاع سیل میزنلإا لئادبب جلاعلا نم مغرلا ىلع .ایلاخلا يف مكارتی امدنع ارًرض

 متی دملأا لیوط جلاع وھ میزنلإا لئادبب جلاعلا نإ .تلاضعلا فئاظو نیسحت يف دعاسی نأ نكمیو تلاضعلا فعض مقافت
 .ضیرملا نزو ىلع ةعرجلا ةیمك دمتعتو .ةمظتنم تارتف ىلع هؤاطعإ

 تامولعم مسق ىلإ عوجرلا ىجرُی ،تامولعملا نم دیزمل .ثحبلل عضخت يتلاو ةحاتملا يلاتلا لیجلا تاجلاع نم ددع كانھ
Pompe Connections، عقوم وأ IPA كیدل ةینطولا ىضرملا تامظنمب لاصتلاا وأ ،ينورتكللإا. 

 
 ؟ةدیدج تاجلاع ریوطت ةیلمعب دوصقملا ام :س
 ام قرغتست امً ةداعو ةمھملا تاوطخلا نم دیدعلا نمضتت ةدیدج تاجلاعل ةقفاوم ىلع لوصحلاو رابتخاو ریوطت ةیلمع نإ :ج
 ریوطت لحارمل ماع فصو يلی ام يفو .ام ءاود مادختسا ىلع ةقفاوملا لبق ةیریرسلا لبقلا براجتلا نم تٍاونس رشع نم برقی
 .ةدحتملا تایلاولا يف ةیودلأا

 :ةیریرسلا لبقلا تارابتخلاا
 .ضرملا ىلع لمتحملا هریثأت مییقتو رشبلل هءاطعإ لبق ةساردلا تحت جلاعلا نامأ ةجرد مییقتل ةیریرسلا لبقلا تارابتخلاا ىرجت
 طاشنلا مییقتو ةملاسلا تانایب عمج لجأ نم تاناویحلا ىلع تاربتخملا دحأ يف جلاعلا رابتخاب ءاملعلا موقی ؛ةلحرملا هذھ يف
 .فدھتسملا ضرملا دض يجولویبلا

 :ةیریرسلا براجتلا
 ةلئسأ ىلع ةسارد لك بیجت .رشبلا ىلع ةدیدجلا ةیبطلا بیلاسلأا ةیلعاف ىدم ربتخت ةیثحب تاسارد يھ ةیریرسلا براجتلا

 جلاع ةنراقمل اضًیأ ةیریرسلا براجتلا ىرجُتو .ام ضرم جلاع وأ صیخشتو دصرو عنمل لضفأ لبس داجیإ لواحُتو ةیملع
 .حاتم جلاعب دیدج

 ببسو ،اھءارجإ متیس فیكو ،ةساردلا يف ھب مایقلا متیس ام ةطخلا فصت .اھئارجلإ لمع ةطخ وأ لوكوتورب ةیریرس ةبرجت لكل
 نیباصم نیعوطتم ىلإ تاساردلا ضعب جاتحت .ةكراشملا ھنكمی نم لوح ةصاخلا اھدعاوق ةسارد لكل .اھیف ءزج لك ةیمھأ
 .طقف ءاسن وأ طقف لاجر بلطتی اھضعبو .ءاحصأ صاخشأ ىرخأ تاسارد بلطتت .نیعم ضرمب
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 موقت .لوكوتوربلا ىلع ةقفاوملاو ةبقارمب عمتجملا دارفأو ؛ءاصحلإا ءاربخو ؛ءابطلأا نم ةلقتسم ةنجل موقت ةدحتملا تایلاولا يف
 .ةلواحملا قحتست ةلمتحملا دئاوفلا نأو ةریغص رطاخملا نأ نم دكأتلاب ةنجللا هذھ

 :لحارم 4 نم ةیریرسلا براجتلا نوّكتت

 ةیریرسلا براجتلا نم ىلولأا ةلحرملا

 صاخشلأا نم ةریغص ةعومجم ىلع ةرم لولأ دیدج يویح يبط لخدت رابتخلا ةیریرسلا براجتلا نم ىلولأا ةلحرملا ىرجُت
 راثلآا دیدحتو نمآ ةعرج قاطن دیدحتل ،لاثملا لیبس ىلع( ةملاسلا مییقتل )اصًخش 80 ىلإ 20 نم ،لاثملا لیبس ىلع(
 2 .)ةیبناجلا

 ةیریرسلا براجتلا نم ةیناثلا ةلحرملا

 يأ( ةیلاعفلا دیدحتل )تائم ةدع( صاخشلأا نم ربكأ ةعومجم يف لخدت ةساردل ةیریرسلا براجتلا نم ةیناثلا ةلحرملا ىرجُت
 2 .ربكأ لكشب اھتملاس مییقتلو )دوشنملا وحنلا ىلع لمعت تناك اذإ ام

 ةیریرسلا براجتلا نم ةثلاثلا ةلحرملا

 تائم ةدع نم( ةبرجتلا يف نیكراشملا نم ةریبك تاعومجم ىدل لخدتلا ةیلاّعف ةساردل تاساردلا نم ةثلاثلا ةلحرملا ىرجُت
 ریغ ةیسایقلا ةیاعرلاب وأ( ىرخلأا ةیبیرجتلا وأ ةیسایقلا تلاخدتلاب لخدتلا ةنراقم للاخ نم )فلاآ ةدع ىلإ
 لخدتلا مادختساب حمستس يتلا تامولعملا عمجو ةیسكعلا راثلآا ةبقارمل اضًیأ تاساردلا نم ةثلاثلا ةلحرملا مدختسُت  .)ةیلخدتلا
 2 .نامأب

 ةیریرسلا براجتلا نم ةعبارلا ةلحرملا

 سانلا ةماع ىدل دمتعملا لخدتلا ةیلاّعف ةبقارمل تاساردلا هذھ میمصت مت .لخدتلا قیوست دعب ةعبارلا ةلحرملا تاسارد ىرجُت
 2.لوطأ ةینمز تارتف ىدم ىلع عساو قاطن ىلع مادختسلااب ةطبترم ةیسكع راثآ يأ نع تامولعم عمجو

 

 مییقتل وأ ينیتورلا مادختسلاا ءانثأ ھتملاسو جلاعلا ةیلاعف مییقتل ةیفاضإ تاسارد ءارجإ متی دق ،قوسلا يف جلاعلا حرط درجمب
 1.ضرملاب نیباصملا نم ةدیدج تانیع ىلع جلاعلا ةیلعاف
 

 ؟ةیریرس ةبرجت يف ةكراشملا رطاخمو دئاوف ام :س
 ةیبیرجتلا تاجلاعلا ىلع علاطضلال لاجم ةیثحبلا ةبرجتلا يف ةكراشملا حیتت دق ،يبموب ضرم لثم ةردانلا ضارملأل ةبسنلاب :ج
 ةیبیرجتلا ةجلاعملا لئاسو ىلع ضیفتسملا علاطضلاا رفوُی دق .مھرامعأ نم دیزت وأ ىضرملا ةایح ذقنتو نسحت نأ نكمی يتلا

 
 http://clinicaltrials.gov/ct2/info/understand :ةیریرسلا براجتلا مھف 1

2 trials-clinical-trial/phases-clinical-https://www.australianclinicaltrials.gov.au/what 
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 تاساردلا يطعُت نأ نكمی .ةیریرسلا براجتلا ةلحرمل كلذ نودب نولھأتی لا دق نیذلاو ةدیدشلا تلااحلا وذ ىضرملل جلاع
 صاخشلأا )تاجلاعملا نیب ةنراقملل ةفلتخم تاعومجم ىلع مھعیزوت متی نكلو( ىضرملا نم ربكأ ددع اھب قحتلی يتلا ةیئاوشعلا
 ةبقارمل ارًظن .لیئضلا زجعلا ةلحرمل لصتل تلاضعلا فعضت نأ لبق جلاعبً ادبلل ةصرف ةدش لقأ ضارمأ نم نوناعی نیذلا

 .يبموب ضرم يف ءاربخ نم ةیبطلا ةیاعرلا ىلإ لوصولا ةیناكمإ اضًیأ كحنمی ةیریرس ةبرجت يف لیجستلا نإف ،بثك نع كتحص

 ثدحتو لوكوتوربلا أرقا .دئاوفلاو ةلمتحملا رطاخملا نیب نزاوت نأ مھملا نم ،ةیریرسلا براجتلا يف ةكراشملا ررقت نأ لبق
 لوصحلا صرف نع لضفأ ةركف ىلع لوصحلل )كلفطل عباتملا ةیحصلا ةیاعرلا مدقم وأ( كل عباتملا ةیحصلا ةیاعرلا مدقم عم
 يف ةكراشملا ریثأت ةیفیك يف ركّف .جلاعلابً ادبت نأ لبق تقولا نم قرغتسی مكو ؛ةیریرسلا براجّتلا يف ةكراشملل لوبق ىلع
 اذإ احًاتم نوكیس يذلا معدلا عون ةفرعم يرورضلا نم .كمھی دق رخآ ءيش يأو ،كتفیظوو ،كتلئاعو ،كتحص ىلع ةبرجتلا
 ىلإ رفسلا كیلع بجی ناك لاح يف كتاقفن ةیطغت متیس ناك اذإ ام دكأتت نأ اضًیأ يرورضلا نمو .ةكراشملا يف بغرت تنك
 .ةساردلا ىرجُت ثیح
 

 بیتكو "تامولعملا نم دیزملا" مسق ىلع علاطلاا ىجرُی ؟يتقطنم يف ىرجت يتلا ةیریرسلا براجتلا ةفرعم يننكمی فیك :س
Pompe Connections ينیجلا جلاعلل. 

 
 ةیلودلا ةیعمجلا لبق نم ةماع ةمدخك اھعیزوت متیو .ھلوانت متی يذلا عوضوملاب قلعتت ةماع تامولعم میدقت ىلإ ةرشنلا هذھ فدھت
 يرشبلا أطخلا نإ .رّیغتلا رمتسم ملع بطلا ربتعی .ةینھم وأ ةیبط تامدخ يأ مدقت لا ةیعمجلا نأ ملعلا عم ،يبموب ضرمل
 نم تامولعملا هذھ دیكأت مزلی .هذھك ةدقعم داوم میدقت دنع ةیھانتم ةقد قیقحت لیحتسملا نم لعجت ةسرامملا يف تاریغتلاو
 .ضیرملا بیبط ةًصاخ ،ىرخأ رداصم


