
यसको बृहत् शैक्षिक कार्यक्रममा स्वास्थ्य व्यवसायी, बिरामी र 
तिनका परिवारका लागि जीवनपर्यन्त शैक्षिक अवसरहरू उपलब्ध
गराउने उद्देश्यले अन्तर्राष्ट्रिय स्तरमा प्रशंसित प्रकाशनहरूका साथै
कार्यक्रमहरू, सम्मेलनहरू, कार्यशालाहरू, फे लोशिपहरू इत्यादि
समावेश छन्। व्यापक रूपमा समुदाय, र विश्वव्यापी कभरेजको

आधारमा राष्ट्रिय स्वास्थ्य सेवा प्रणाली भित्र थैलेसेमियाको रोकथाम,
नियन्त्रण र क्लिनिकल व्यवस्थापनको लागि प्रभावकारी, रोग-विशेष

कार्यक्रमहरू प्रवर्द्धन गर्ने।

थालेसिमिया को हालको उपचार के  हो ?

थालेसिमिया को उपचारमाथालेसिमिया को उपचारमाथालेसिमिया को उपचारमा       
उच्च प्रगति, नयाँउच्च प्रगति, नयाँउच्च प्रगति, नयाँ       आशा ।आशा ।आशा ।    हालैका वर्षहरूमा बजारमा प्रवेश गरेको एउटा नयाँ औषधि

एजेन्ट हो Luspatercept-Aamt, एक एरिथ्रोइड लाई परिपक्क
बनाउने एजेन्ट, अर्थात् रातो रत्त कोशिकाहरूको परिपक्वताको
अन्तिम चरणहरूमा कार्य गर्ने एजेन्ट। यसले थालेसिमिया 
 रोगीहरूको शरीरमा उत्पादन हुने रातो रत्त कोशिकाहरूको
आयु लम्ब्याउँछ, तिनीहरूलाई समयपूर्व विनाश (हेमोलाइसिस)
तर्फ  धके ल्नुको सट्टा परिपक्व हुन अनुमति दिन्छ।

यसरी हेमोग्लोबिन स्तर बढ्छ र रगत चढाउनु पर्ने समय
अन्तरल पनि बढ्दछ । यसरी कहिलेकाहीँ मात्र रगत चढाउन
पर्दा आइरन पनि कम मात्रामा जम्मा हुन्छ र आइरन चिलेसन
को औषधि को आवश्यकताका पनि धेरै कम हुन्छ । यति मात्र
नभई अस्पताल गरिरहनुपर्ने झन्झट पनि घट्नुका साथै जीवन
राम्रो हुन्छ ।

Luspatercept-Aamt रगतमा निर्भर थैलासेमिया भएका
बिरामीहरूका लागि यो विशेष गरी लाभदायक हुन सक्छ,
किनकि यसले हेमोग्लोबिनको स्तर १.०-१.५ g/dL सम्म बढाएर
काम गर्छ , र के ही बिरामीहरूमा यसलाई १००% रक्तक्षेपण
आवश्यक पनि हुन सक्छ।

के  त्यहाँ थालेसिमिया को लागि कु नै अन्य उच्चकोटि
थेरापीहरू छन्?
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TIF ले के  गर्छ  ?

The Thalassemia International Federation (TIF) एक गैर- नाफामुलक, गैर-सरकारी
संस्था हो जसले विश्वभरका 66 देशहरूबाट 226 राष्ट्रिय थालेसिमिया संघहरूलाई
प्रतिनिधित्व गर्दछ र स्वास्थ्य, सामाजिक र अन्य हेरचाहमा थालेसिमिया भएका
प्रत्येक बिरामीको समान पहुँचलाई समर्थन गर्दै रोगी-के न्द्रित स्वास्थ्य सेवा
संरचना भित्ररही काम गरीरहेको छ ।

महासंघले 1996 देखि विश्व स्वास्थ्य संगठन (WHO) सँग आधिकारिक सम्बन्धमा,
2017 देखि संयुक्त राष्ट्र संघको आर्थिक र सामाजिक परिषद् (ECOSOC) सँग विशेष
परामर्शको स्थितिमा र 2018 देखि युरोपेली आयोगसँग आधिकारिक साझेदारीमा
काम गर्दछ। महासंघले 1996 देखि विश्व स्वास्थ्य संगठन (WHO) सँग आधिकारिक
सम्बन्धमा, 2017 देखि संयुक्त राष्ट्र संघको आर्थिक र सामाजिक परिषद् (ECOSOC)
सँग विशेष परामर्शको स्थितिमा र 2018 देखि युरोपेली आयोगसँग आधिकारिक
साझेदारीमा काम गर्दछ।

थप जानकारीका लागि :
www.thalassaemia.org.cy

थालेसिमिया रत्तअल्पता को वंशानुगत रूप हो, जसमा शरीरले,
हेमोग्लोबिन बन्नका लागि भएको त्रुटीका कारण पर्याप्त मात्रामा स्वस्थ
रातो रत्तकोशिकाहरू उत्पादन गर्न सक्दैन ।

थालेसिमिया उपचार नियमित रगत चढाउनु संग जोडिएको छ ।
पूर्णरुपमा रगतमा आश्रित बिरामीहरुलाई प्रय्तेक २ देखि ५ हप्ता बिचमा
रगत चढाइन्छ । यस्तै कु नै संक्रमण वा गर्भावस्थामा पनि आवश्यत्ता
अनुसार रगत चढाउने गरिन्छ । तर रगतमा गैर आश्रित बिरामीहरुले
के हि महिना र बर्षको अन्तरालमा मात्र रगत चढाउने गर्दछन ।

लामो समयदेखि नियमित रगत चढाई रहँदा शरीरमा धेरै मात्रामा
(आइरन) फलाम तत्व जम्मा भएर बसेको हुन्छ । यसले मुख्य अंगहरु
जस्तै : मुटु, कलेजो, ग्रन्थी प्रणाली, फियो आदिलाई विषाक्त बनाउने
भएकाले विरामीहरुले अनिवार्य रुपमा शरीरबाट आइरन हटाउने
औषधि (चिलेसन थेरापी) आवश्यकता अनुसार प्रयोग गर्न पर्छ  ।
औषधीहरू के हीचक्की हुन्छन् र के ही सुई मार्फ तपेट वा शरीरको अन्य
भागहरुमा छाला मुनिबाट लामो समयसम्म लगाएर बिस्तारै लगाउने
गरिन्छ ।  चिकित्सा क्षेत्रका विज्ञहरु भएको सुविधासम्पन्न थालेसिमिया
के न्द्रहरुले बिरामीहरूको हेरविचार गर्नुपर्छ  । विज्ञहरुले चिकित्सा
क्षेत्रका अन्य विधाका विज्ञहरुसँग पनि सहकार्य गर्नुपर्छ  | यसलाई
समग्ररुपमा बहुपक्षीय उपचार भनिन्छ । थालेसिमिया भएका कारणले
बिरामीहरूको अरु अङ्गमा पनि समस्या हुन सक्ने भएका कारण यो
आवश्यक छ ।

तथापि सही तरिकाले उपचार पालना गरिए परम्परागत उपचार पद्धति
जस्तै नियमितरुपमा रगत चढाउने र फलाम तत्व हटाउने विधि नै धेरै
प्रभावकारी छ यसले बिरामीहरूको जीवन गुणस्तरीय हुन्छ र आयु पनि
अन्य मानिसको सरह हुन सक्छ ।



जीन थेरापीले कसरी काम गर्छ  ?

थालेसिमिया उपचारका लागि प्रमाणित अन्य कु नै
जीनथेरापी हरु छन् ?

अर्को निदान भनेको बोनम्यारो प्रत्यारोपण हो । यो मुख्यरुपमा ४  देखि
१२ वर्ष उमेर समूहका शिशु अवस्थादेखि नै बालबिषेशज्ञ डाक्टरहरुबाट  
सहि उपचार पाई सामान्य अवस्थामा रहेका बिरामीहरूको हुन सक्दछ
जुन प्रत्यारोपण गर्न हाडनाता ( दिदि,भाई,दाजु, बहिनि) भित्रका
मानिसको बोनम्यारो संग पूर्णरुपमा मिल्ने हुनु पर्दछ । यो प्रक्रियाका
के ही जोखिमहरु त छन् मुख्यतः विरामीको अन्तिम तयारीको पूर्व
अवस्था र प्रत्यारोपण पछि को के ही समय सम्म आउन सक्ने जोखिम र
भविष्यमा प्रजनन क्षमतामा हुनसक्ने जोखिमहरु रहेका छन् ।

जीन थेरापी एक नयाँ र आश लाग्दो उपचारात्मक अवधारणा हो जसले
सैदान्तिक रूपमा विरामीहरुलाई पूर्णरुपमा जाति हुने सम्भावना दिन्छ । 

बिरामीहरूको जीनको संरचना बनेदेखि नै भएको दोस्रो पूर्ण
जीनहरुको, जीन थेरापीले जरैदेखि समाधान गर्छ  । यसले अस्वस्थ
भएका जीन जस्तै अर्को स्वस्थ जीन मार्फ त वा वैकल्पिक जीन बन्ने
बाटोहरुलाई सक्रिय बनाएर उच्चस्तरका अन्य हेमोग्लोबिन, Fetal
Hemoglobin HBF मार्फ त स्वस्थ रक्त्कोषहरु बनाउछ । यसरी
थालेसिमिया बिरामीहरु रगतमा भर नपर्ने बन्न सक्छन । र उनीहरुको
रगत चढाउनु पर्ने आवश्यकता घट्दै अन्त्य हुन्छ।

जीन थेरापी भनेको के  हो ? 

मान्यता पाइसके का वा हालसालै मान्यता पाउने क्रममा रहेका दुवै
प्रकारका जीन थेरापी उपचार एउटै शैली/ तरिका अपनाएर
गरिन्छ | सामान्य स्वास्थ्य अवस्था भएका बिरामीहरूको
शरीरबाट Haematopoietic प्रोजिनिट र स्टीम सेल (रगत बनाउने
कोषिकाहरु) आवश्यक परिमाणमा शरीरको नशाबाट निकालिन्छ
। 

रातो रत्त कोषिकाहरु उत्पादन गर्ने यी पूर्वज (सुरुका) स्टिम सेल
हड्डी भित्रका मासी मा रहेका हुन्छन् । अनि ती मासीलाई विशिष्ट
प्रविधि सम्पन्न विशेष प्रयोगशालामा पठाइन्छ र यहाँ अनुबंशीय
छाँटकाट, सम्पादनका, क्रिया, प्रतिक्रिया गराई ती कोषहरुमा
प्रयोग हुने औषधीहरु सहित प्रत्यारोपण के न्द्रमा पठाइन्छ ।

शरीरमा भएका अस्वस्थ कोषहरू हटाउन र नयाँ कोषहरुलाई
हुर्क न र बढ्नका लागि बोन म्यारो मा खाली ठाउँ बनाउनका लागि
बिरामीलाई किमोथेरापी, विकिरण आदि उपचार गरि र नयाँस्टीम
सेलहरुलाई रगत चडाए जस्तै गरी सुई मार्फ त शरीरमा पठाइन्छ ।
के हि दिन भित्रमा प्रत्यारोपण गरिएका स्टेमसेल बृहद मात्रामा
वृद्धि भई बोनम्यारो मा भरिन्छ । ती सम्पादन गरेर प्रत्यारोपण
गरिएका  स्टीम सेलहरुले सहि राता रत्तकोषहरु उत्पादन गर्न
थाल्दछन् ।

वास्तवमा, विज्ञानले Autologous बोनम्यारो प्रत्यारोपणलाई (जहाँ
बिरामीहरु आफै  दाता हुन्छन) वंशाणुगत जीनमा गरिएको एक
अतिरिक्त हस्तक्षेपको रुपमा लिएको छ ।

हाल, युरोप र अमेरिकामा जिम्मेवार नियामक निकायहरु, क्रमशः EMA
र FDA  द्वारा, एउटा यस्तो उपचार र औषधिलाई मान्यता दिएको छ ।
यसको नाम Betibeglogene Autotemcel।

यो पद्धति अरु जीन थप गरेर उपचार गरिने पद्धति हो । यो जीनमा
गरिने एक हस्तक्षेप जहाँ एक वा एकभन्दा बढी नक्कल गरी
बनाइएका सोहि प्रकारका स्वस्थ वीटा-ग्लोबिन जीनहरुलाई
बिरामीहरुको राता रत्तकोष बनाउने कोषहरू र DNA संग सम्मेलित
गराई भाइरल vector (कृ तिम भाइरस बनाए जस्तै) मार्फ त समाबेस
गराइन्छ । आर्थिक तथा अन्य कर्पोरेट कारणहरुले गर्दा युरोपियन
देशहरुमा यो प्रयोगमा आउन सके को छैन तर अमेरिकामा स्वीकृ ती
प्राप्त भएका कारणले बिरामीहरूका लागि प्रयोगमा ल्याउन सुरुवात
हुँदैछ |

EMA र FDA बाट अनुमोदनको लागि धेरै नजिक रहेको जीन सम्पादन
उपचारहरू मध्ये एउटा  द्वारा विकसित गरिएको छ र यसलाई exa-cel
भनिन्छ। उपचारले क्लिनिकल परीक्षणहरूमा धेरै आशाजनक
नतिजाहरू देखाएको छ र सिकल सेल रोगको लागि पनि उपलब्ध हुन
सक्छ।

अन्य जीन थेरापी उपचारहरु के -के  छन् ?
जीन थेरापी उपचारमा अन्य धेरै कु राहरुको बिकास हुने क्रम जारी छ ।
धेरैजसो जीन सम्पादन, अनुबंशिक हस्तक्षेप (जसले सम्पादन
गरिनुपर्ने DNA) का क्षेत्रहरुमा CRISPR-Cas9 जस्ता इञ्जाइम प्रविधि
प्रोयोग गरि उपचार गरिन्छ ।

यो जीन सम्पादन पद्धतिले बच्चा जन्मिसके पछि उसको शरीरमा
रहेको fetal hemoglobin (HBF)लाई पुनः सक्रिय गराई एउटा निश्चित
तहसम्म एडल्ट हेमोग्लोबिन बनाइदिन्छ | अन्य अवधारणाहरुमा
थालेसिमिया  निम्त्याउने वास्तविक आनुवंशिक दोषहरू सम्पादन गर्ने
छन् | अझै चुनौतीपूर्ण यस्ता धेरै खालका अन्य अनुबंशीय समस्याहरु
छन् | जसलाई सुरक्षित र प्रभावकारी परिणामहरु पाउनका लागि थप
समय चाहिन्छ |

बिरामी र आमाबाबुको लागि TIF को थाल eCourse को अंश
स्रोत: TIF को eAcademy


