
थैलेसीमिया का वर्तमान उपचार क्या है?

थैलेसीमिया का उपचार:थैलेसीमिया का उपचार:थैलेसीमिया का उपचार:
नई प्रगतियाँ, नई आशानई प्रगतियाँ, नई आशानई प्रगतियाँ, नई आशाहाल के  वर्षों में Luspatercept-aamt) नामक एक नई तरह का

फार्मास्युटिकल एजेंट बाज़ार में आया है; यह एक एरिथ्रॉइड
मेचुरेशन एजेंट है, यानि यह एक ऐसा एजेंट है जो लाल रक्त
कोशिकाओं के  मेच्योर (परिपक्व) होने के  अंतिम चरणों में कार्य
करता है। यह थैलेसीमिया रोगियों द्वारा निर्मित लाल रक्त
कोशिकाओं के  जीवनकाल को बढ़ा देता है, जिससे वे समय से
पहले नष्ट होने (हीमोलिसिस) की बजाए परिपक्व हो पाती हैं।



इस प्रकार, हीमग्लोबिन का स्तर बढ़ता है और रक्ताधानों के  बीच
का समयांतराल बढ़ जाता है। लंबे समय में, रक्ताधान की
ज़रूरतें घटने से आयरन ओवरलोड घटाने में और कीलेशन की
ज़रूरतें घटाने में भी मदद मिलती है, जिससे अस्पताल कम बार
जाना पड़ता है और जीवन की गुणवत्ता बेहतर होती है।

Luspatercept-aamt इस प्रकार, हीमग्लोबिन का स्तर बढ़ता है
और रक्ताधानों के  बीच का समयांतराल बढ़ जाता है। लंबे समय
में, रक्ताधान की ज़रूरतें घटने से आयरन ओवरलोड घटाने में
और कीलेशन की ज़रूरतें घटाने में भी मदद मिलती है, जिससे
अस्पताल कम बार जाना पड़ता है और जीवन की गुणवत्ता
बेहतर होती है।

क्या थैलेसीमिया के  उपचार के  लिए कोई अन्य, नई
तरह की थैरेपी उपलब्ध है?
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TIF क्या करता है?

थैलेसीमिया इंटरनेशनल फ़े डरेशन (TIF) एक अलाभ, ग़ैर-सरकारी संगठन है जो
दुनिया के  66 देशों के  226 से भी अधिक नेशनल थैलेसीमिया एसोसिएशनों का
प्रतिनिधित्व करता है और यह फ़े डरेशन थैलेसीमिया के  हर रोगी के  लिए रोगी-
कें द्रित स्वास्थ्य देखभाल स्थानों में स्वास्थ्य देखभाल, सामाजिक देखभाल और
अन्य देखभाल की समान सुलभता का समर्थन करने के  लिए समर्पित है।



यह फ़े डरेशन विश्व स्वास्थ्य संगठन (WHO) के  साथ 1996 से आधिकारिक
संबंध में, संयुक्त राष्ट्र आर्थिक एवं सामाजिक परिषद (इकॉनमिक एंड
सोशल काउंसिल, ECOSOC) के  साथ 2017 से विशेष परामर्शी स्थिति में,
और यूरोपीय आयोग के  साथ 2018 से आधिकारिक साझेदारी में कार्य
कर रहा है।

और जानकारी के  लिए आप यहाँ आ सकते हैं:
 www.thalassaemia.org.cy

इसके  व्यापक शैक्षिक कार्यक्रम में अंतरराष्ट्रीय स्तर पर प्रशंसित
प्रकाशनों की विशाल शृंखला और आयोजन, सम्मेलन, कार्यशालाएँ
तथा फ़े लोशिप आदि शामिल हैं जिनका उद्देश्य स्वास्थ्य पेशेवरों, रोगियों
और उनके  परिवारों के  लिए आजीवन शिक्षण के  अवसर प्रदान करना,

नीति-नियंताओं में तथा पूरे समुदाय में थैलेसीमिया के  बारे में
जागरुकता फै लाना, और सार्वभौमिक कवरेज के  आधार पर राष्ट्रीय
स्वास्थ्य देखभाल प्रणालियों में थैलेसीमिया की रोकथाम, नियंत्रण और
क्लीनिकल प्रबंधन के  लिए प्रभावी एवं रोग-विशिष्ट कार्यक्रमों को

बढ़ावा देना है।

थैलेसीमिया, एक प्रकार का वंशानुगत एनीमिया है जिसमें, लाल रक्त
कोशिकाओं के  भीतर मौजूद हीमोग्लोबिन नामक प्रोटीन में दोषों के
कारण शरीर पर्याप्त संख्या में स्वस्थ लाल रक्त कोशिकाएँ नहीं बना पाता
है।

थैलेसीमिया के  उपचार में थैलेसीमिया मेजर या ट्रांसफ़्यूज़न-डिपेंडेंट
थैलेसीमिया (रक्त चढ़ाने पर निर्भर थैलेसीमिया) से ग्रस्त रोगियों में
नियमित रूप से (आम तौर पर हर 2–5 सप्ताह में एक बार) या नॉन-
ट्रांसफ़्यूज़न-डिपेंडेंट थैलेसीमिया से ग्रस्त रोगियों में कभी-कभार (जैसे
किसी संक्रमण या गर्भावस्था के  दौरान या कई सप्ताह या महीनों में एक
बार) रक्ताधान किया जाता है (रक्त चढ़ाया जाता है)।

साथ ही, लंबे समय तक रक्ताधान के  कारण शरीर में इकट्ठा हो जाने वाले
ज़हरीले आयरन का स्तर घटाने के  लिए रोगियों को कीलेशन थैरेपी
(गोलियाँ या त्वचा के  नीचे इंजेक्ट किए जाने वाले द्रव घोल) लेनी होती
है। रोगियों की देखभाल विशेषज्ञ थैलेसीमिया सेंटरों में मेडिकल
विशेषज्ञों द्वारा की जानी चाहिए जो विभिन्न मेडिकल विषयों के  अन्य
स्वास्थ्य देखभाल पेशेवरों के  साथ सहयोग करके  बहुविषयक और
सर्वांगीण देखभाल प्रदान करते हैं। ऐसा इसलिए है क्योंकि थैलेसीमिया
एक ऐसा विकार है जो शरीर के  लगभग हर महत्वपूर्ण अंग को प्रभावित
कर सकता है।

हालाँकि, पारंपरिक चिकित्सका का ठीक से पालन किए जाने पर वह
बहुत प्रभावी होती है, और रोगी बहुत अच्छी गुणवत्ता का जीवन जी
सकते हैं और लगभग सामान्य जीवन प्रत्याशा हासिल कर सकते हैं। 

http://www.thalassaemia.org.cy/


जीन थैरेपी कै से काम करती है?

क्या थैलेसीमिया के  लिए कोई अनुमोदित जीन थैरेपी
उपचार उपलब्ध हैं?

जीन थैरेपी एक नई और उत्साहजनक उपचारी पद्धति है जो सैद्धांतिक
रूप से ऐसा निश्चित इलाज प्रदान कर सकती है जो संभावित रूप से
सभी रोगियों के  लिए उपलब्ध होगा। जीन थैरेपी समस्या की जड़ पर,
यानी रोगियों की आनुवंशिक संरचना में मौजूद दोषपूर्ण जीन पर वार
करती है और इस जीन के  स्वस्थ संस्करण की प्रतियाँ प्रदान करती है या
वैकल्पिक आनुवंशिक पथों को सक्रिय करती है जिससे अन्य प्रकार के
हीमोग्लोबिन, जैसे फ़ीटल हीमोग्लोबिन (HbF), का उत्पादन बढ़ जाता है,
और परिणामतः स्वस्थ लाल रक्त कोशिकाओं का उत्पादन भी बढ़ जाता
है। इस प्रकार, रोगियों की ट्रांसफ़्यूज़न (रक्ताधान/रक्त चढ़ाने) पर
निर्भरता समाप्त हो सकती है, या फिर, कम-से-कम, उनकी ट्रांसफ़्यूज़न
की ज़रूरतों में नाटकीय गिरावट आ सकती है।

बोन मैरो ट्रांसप्लांटेशन से इस रोग का निश्चित रूप से इलाज हो जाता है,
हालाँकि सफल परिणामों के  लिए इस विधि की अनुशंसा ऐसे कम आयु
वाले और अच्छा उपचार पाए बाल रोगियों में की जाती है जिनका कोई
पूरी तरह से मेल खाने वाला सहोदर (सगा भाई या सगी बहन) हो। इस
कार्यविधि में कु छ जोखिम हैं, जो विशेष रूप से मुख्यतः ट्रांसप्लांटेशन से
पहले रोगियों को दिए जाने वाले कं डीशन रेजिमेन (अनुकू लन कार्यक्रम)
और प्रजनन क्षमता से जुड़ी चिंताओं से संबंधित हैं।

जीन थैरेपी क्या है?

अधिकतर जीन थैरेपी उपचार, अनुमोदित भी और फ़िलहाल
विकासाधीन बी, समान पैटर्न का अनुसरण करते हैं। सामान्य रूप से,
जब यह मान लिया जाता है कि रोगी का सामान्य स्वास्थ्य उपचार लेने
लायक अच्छा हो गया है, तो हीमटोपोएटिक (रक्त बनाने वाली)
प्रोजेनिटर स्टेम कोशिकाएँ जुटाई जाती हैं (इकट्ठी की जाती हैं) और रोगी
की शिराओं से उनकी थोड़ी मात्रा प्राप्त की जाती है (ली जाती है)।



ये प्रोजेनिटर (प्रजनक) स्टेम कोशिकाएँ, लाल रक्त कोशिकाएँ बनाने
वाली अस्थि मज्जा (बोन मैरो) के  भीतर होती हैं। इसके  बाद, उन्हें एक
कें द्रीय विशेषज्ञ लैबोरेटरी इकाई में भेजा जाता है, जहाँ वे आनुवंशिक
हस्तक्षेप (संपादन) से गुज़रती हैं, और फिर संपादित कोशिकाओं से युक्त
तैयार दवा उत्पाद किसी सहयोगी ट्रांसप्लांटेशन सेंटर को भेजा जाता है।

रोगी ‘अस्वस्थ’ स्टेम कोशिकाओं की संख्या घटाने के  लिए और नई
कोशिकाओं की वृद्धि हेतु बोन मैरो में जगह बनाने के  लिए कीमोथैरेपी,
या कं डीशनिंग (अनुकू लन) उपचार से गुज़रता है। नई उपचारित स्टेम
कोशिकाएँ रोगी में शिरा के  ज़रिए चढ़ाई जाती हैं, काफ़ी हद तक
रक्तधाना (रक्त चढ़ाने) की तरह ही। अगले कु छ दिनों में ये कोशिकाएँ
अपनी संख्या बढ़ाकर बोन मैरो को संपादित कोशिकाओं से भर देती हैं,
जो अब सामान्य लाल रक्त कोशिकाओं का उत्पादन करती हैं।

मूल रूप से, इस कार्यविधि को चिकित्सा विज्ञान में ऑटोलोगस
बोन मैरो ट्रांसप्लांटेशन कहते हैं, यानी रोगी स्वयं ही दाता (डोनर)
होता है, बस इसमें ग्राफ़्ट में आनुवंशिक हस्तक्षेप का एक
अतिरिक्त चरण शामिल होता है।

वर्तमान में यूरोप और US के  ज़िम्मेदार नियामक प्राधिकरणों ने,
यानी क्रमशः EMA और FDA ने, ऐसे एक उपचार को अनुमोदन
दिया है। उसका नाम है betibeglogene autotemcel। यह थैरेपी
जीन जोड़ने पर आधारित है; जीन जोड़ना एक आनुवंशिक
हस्तक्षेप है जिसमें β-ग्लोबिन जीन के  स्वस्थ संस्करण की एक
या अधिक प्रतियाँ किसी वायरल वेक्टर, जो एक कृ त्रिम,
वायरस-जैसी संरचना होता है, का उपयोग करके  रोगी की
हीमटोपोएटिक (रक्त बनाने वाली) कोशिकाओं में घुसाकर
शामिल कर दी जाती हैं। वित्तीय और कॉर्पोरेट कारणों के  चलते
यह थैरेपी अभी तक यूरोपीय बाज़ारों तक नहीं पहुँच पाई है,
जबकि US में इसे बाज़ार में उतारने का अनुमोदन मिल चुका है
और देश में रोगियों को इसे प्रदान करने की कार्यविधियाँ लगभग
पूरी हो चुकी हैं।

एक जीन संपादन उपचार है जो EMA और FDA से अनुमोदन
मिलने के  काफ़ी क़रीब है; उसका नाम है exa-cel। इस उपचार ने
क्लिनिकल परीक्षणों में बहुत आशाजनक परिणाम दिखाए हैं
और यह उपचार सिकिल कोशिका रोग के  लिए भी उपलब्ध हो
सकता है।

अन्य जीन थैरेपी उपचारों का क्या?

कई अन्य उपचार विकासाधीन हैं, जिनमें से अधिकतर उपचार
जीन संपादन पर आधारित हैं; जीन संपादन एक आनुवंशिक
हस्तक्षेप है जिसमें लक्षित DNA क्षेत्रों को CRISPR-Cas9 जैसी
एंज़ाइम टेक्नॉलजी के  उपयोग से संपादित किया जाता है।



यह संपादन, जन्म के  बाद के  जीवन में “वयस्क हीमोग्लोबिन”
की कमी की भरपाई के  लिए फ़ीटल हीमोग्लोबिन (HbF) के
उत्पादन को दोबारा सक्रिय कर सकती है, बशर्ते वह उपयुक्त
मात्रा में हो। अन्य पद्धतियों में थैलेसीमिया उत्पन्न करने वाले
वास्तविक आनुवंशिक दोषों का संपादन करना शामिल है, और
ये पद्धतियाँ अधिक चुनौतीपूर्ण हैं क्योंकि ऐसे कई दोष मौजूद हैं
जिन्हें सुरक्षित और प्रभावी परिणाम देने के  लिए अधिक समय
चाहिए।

मरीजों और अभिभावकों के  लिए टीआईएफ के  थाल के  ई-कोर्स का एक अंश
स्रोत: टीआईएफ ई-अकादमी


