
تھیلیسیمیا کا موجودہ علاج کیا ہے؟

تھیلیسیمیا کا علاج:تھیلیسیمیا کا علاج:تھیلیسیمیا کا علاج:
ایک نیا فارماسیوٹیکل ایجنٹ جو حالیہ برسوں میں مارکیٹنئی پیشرفت، نئی امیدنئی پیشرفت، نئی امیدنئی پیشرفت، نئی امید

،erythroid maturation agent ہے، ایک Luspatercept-Aamt میں آیا ہے

یعنی ایک ایسا ایجنٹ جو خون کے سرخ خلیات کی پختگی کے

آخری مراحل میں کام کرتا ہے۔ یہ تھیلیسیمیا کے مریضوں م٘یں

پیدا ہونے والے خون کے سرخ خلیوں کی عمر کو طول دیتا ہے،

جس سے وہ قبل از وقت تباہی )ہیمولائسز( کی طرف جانے کے

بجائے پختہ ہونے لگتے ہیں۔



اس طرح ، ہیموگلوبن کی سطح میں اضافہ ہوتا ہے جس سے

خون کی منتقلی کے وقفوں میں اضافہ ہوتا ہے. طویل عرصے

میں ، کم منتقلی کی ضروریات آئرن اوورلوڈ اور چیلیشن کی

ضروریات کو بھی کم کرنے میں مدد دیتی ہیں ، اس طرح کم

اسپتال کے دورے اور زندگی کے بہتر معیار کی پیش کش ہوتی

ہے.



Luspatercept-Aamt غیر منتقلی پر منحصر تھیلیسیمیا میں
خاص طور پر فائدہ مند ہو سکتا ہے کیونکہ یہ ہیموگلوبن کی

سطح میں  1.0 1.5 جی / ڈی ایل کا اضافہ کرکے کام کرتا ہے اور

کچھ معاملات میں اس نے 100 فیصد تک بھی خون کی

منتقلی کو کم کردیا ہے

کیا تھیلیسیمیا کے لیے کوئی اور ناول تھراپیز ہیں؟
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 TIF کیا کرتا ہے؟

تھیلیسیمیا انٹرنیشنل فیڈریشن )TIF( ایک غیر منافع بخش، غیر سرکاری

تنظیم ہے جو دنیا کے 66 ممالک سے 226 سے زائد نیشنل تھیلیسیمیا

ایسوسی ایشنز کی نمائندگی کرتی ہے اور تھیلیسیمیا کے ہر مریض کی

صحت، سماجی اور علاج کی دیگر ضروریات تک مساوی رسائی کی

حمایت کے لیے وقف ہے۔



فیڈریشن 1996 سے عالمی ادارہ صحت )WHO( کے ساتھ باضابطہ تعلقات

)ECOSOC( میں ، 2017 سے اقوام متحدہ کی اقتصادی اور سماجی کونسل

کے ساتھ خصوصی مشاورتی حیثیت میں ، اور 2018 سے یورپی کمیشن

کے ساتھ باضابطہ شراکت میں کام کر رہی ہے۔

مزید معلومات کے لیے آپ ہماری ویب سائٹ وزٹ کر
www.thalassaemia.org.cy سکتے ہیں

اس کے وسیع تعلیمی پروگرام میں بین الاقوامی سطح پر

سراہی جانے والی اشاعتوں کے ساتھ ساتھ تقریبات،

کانفرنسیں، ورکشاپ، فیلو شپس وغیرہ کا ایک وسیع سلسلہ

شامل ہے، جس کا مقصد صحت کے ماہرین، مریضوں اور ان کے

خاندانوں کے لیے زندگی بھر کے تعلیمی مواقع فراہم کرنا،

پالیسی سازوں اور کمیونٹی میں بڑے پیمانے پرتھیلیسیمیا کے

بارے میں شعور اجاگرکرنا، اور عالمی کوریج کی بنیاد پر قومی

صحت کی دیکھ بھال کے نظام کے اندر تھیلیسیمیا کی روک

تھام، کنٹرول اور طبی انتظام کے لیے موثر، بیماری سے متعلق
پروگراموں کو فروغ دیتی ہے۔

تھیلیسیمیا خون کی کمی کی ایک موروثی شکل ہے، جس میں

جسم ان خلیوں کے اندر موجود پروٹین ہیموگلوبن کی خرابیوں

کی وجہ سے خون کے صحت مند سرخ خلیات نہیں بنا سکتا۔



تھیلیسیمیا کا علاج تھیلیسیمیا میجر یا انتقال خون پر منحصر

تھیلیسیمیا کے مریضوں کے لیے باقاعدگی سے خون کی منتقلی

)عام طور پر ہر 2-5 ہفتوں میں ایک بار( پر مشتمل ہوتا ہے یا غیر
منتقلی پر منحصر تھیلیسیمیا کے مریضوں کے لئےکبھی کبھار

)مثال کے طور پر انفیکشن، حمل یا کئی ہفتوں یا مہینوں میں( 

مزید یہ کہ، مریضوں کو مستقل انتقال خون کی وجہ سے جسم

میں جمع ہونے والے زہریلے آئرن کی سطح کو کم کرنے کے لیے

چیلیشن تھراپی )گولیاں یا مائع محلول( استعمال کرنا چاہیے۔

تھیلیسیمیا کے خصوصی مراکز میں طبی ماہرین کی طرف سے

مریضوں کی دیکھ بھال کی جانی چاہیے جو کہ مختلف طبی

شعبوں میں صحت کی دیکھ بھال کرنے والے دیگر پیشہ ور افراد

کے ساتھ مل کر مکمل نگہداشت فراہم کرتے ہیں۔ اس کی وجہ یہ

اً ہر اہم ہے کہ تھیلیسیمیا ایک ایسا عارضہ ہے جو جسم کے تقریب

عضو کو متاثر کر سکتا ہے۔

تاہم، جب مناسب طریقے سے عمل کیا جائے تو، روایتی علاج

 بہت مؤثر ہے، جس سے مریض زندگی کے بہت اچھے معیار سے
لطف اندوز ہوسکتے ہیں اور ان کی متوقع عمر عام آبادی سے

بہت مختلف نہیں ہوتی۔

Translated in Urdu by Ayesha Mehmood,
President FAiTh Fight Against Thalassemia

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


جین تھراپی کیسے کام کرتی ہے؟

کیا تھیلیسیمیا کے لیے کوئی منظور شدہ جین
تھراپی علاج موجود ہیں؟

جین تھراپی ایک نیا اور دلچسپ علاج کا طریقہ ہے جو نظریاتی
طور پر تمام مریضوں کو ممکنہ طور پر علاج فراہم کر سکتا ہے۔



جین تھراپی اس مسئلے کو اپنی جڑ سے حل کرتی ہے ، مریضوں
میں ناقص جین اور جین کے صحت مند ورژن کی کاپیاں فراہم
کرتی ہے یا متبادل جینیاتی راستوں کو فعال کرتی ہے, اس کے
نتیجے میں دیگر قسم کے ہیموگلوبن کی اعلی سطح کی پیداوار
ہوتی ہے ، جس میں فیٹل ہیموگلوبن ) HbF ( ، اور اس طرح خون
کے صحت مند خلیات شامل ہیں. اس طرح ، مریض خون کی
منتقلی سے آزاد ہوسکتے ہیں ، یا ، کم از کم ، ان کی منتقلی کی

ضروریات کم ہوسکتی ہے۔

بون میرو ٹرانسپلانٹ کے ذریعے مکمل علاج فراہم کیا جا

سکتا ہے، لیکن  یہ  اچھی طرح سے علاج حاصل کرنے والے
 بچوں کے لیے تجویز کیا جاتا ہے جن کے کامیاب نتائج کے لیے
مکمل طور پر مماثل بہن بھائی ڈونر ہوتے ہیں۔اس طریقہ

کار میں خطرات شامل ہیں، خاص طور پرٹرانسپلانٹ سے
پہلے مریضوں کو فراہم کیا جانے والا علاج اور بانجھ پن سے

متعلق خدشات۔

جین تھراپی کے دیگر علاج کے بارے میں کیا رائے ہے؟

جین تھراپی کیا ہے؟

زیادہ تر جین تھراپی علاج، جو منظور شدہ ہے یا فی الحال
منظوری کے مراحل میں ہیں، اسی طرز پر عمل کرتے ہیں۔ عام

طور پر، ایک بار جب کسی مریض کی صحت کو علاج کروانے کے
لیے اچھا سمجھا جاتا ہے، تب ہیماٹوپوائٹک )خون کی تشکیل(

پروجینیٹر اسٹیم سیلز کو متحرک )جمع( کیا جاتا ہے اور ان کی

ایک خاص مقدار مریض کی رگوں کے ذریعے حاصل کی جاتی ہے۔

یہ پروجینیٹر اسٹیم سیل وہ خلیات ہیں جو بون میرو کے اندر پائے
جاتے ہیں جو خون کے سرخ خلیات پیدا کرتے ہیں۔ اس کے بعد،

انہیں خصوصی لیبارٹری بھیجا جاتا ہے، جہاں وہ جینیاتی

مداخلت )ترمیم( سے گزرتے ہیں، اور پھر ترمیم شدہ خلیات پر

مشتمل حتمی دوا کو تعاون کرنے والے ٹرانسپلانٹیشن سینٹر

بھیجی جاتی ہے۔



مریض کیموتھراپی، یا کنڈیشنگ ٹریٹمنٹ سے گزرتا ہے، تاکہ

'غیر صحت مند' اسٹیم سیلز کو کم کیا جا سکے اور بون میرو
میں نئے خلیوں کے لیے جگہ بنائی جا سکے۔ نئے علاج شدہ اسٹیم

سیلز مریض کو بالکل خون کی منتقلی کی طرح نس کے ذریعے
دیے جاتے ہیں،۔ آنے والے دنوں میں، یہ خلیے تعداد میں بڑھ کر

بون میرو کو بھرتے ہیں اور پھر ترمیم شدہ خلیات عام سرخ خون

کے خلیات پیدا کرنے لگتے ہیں۔

بنیادی طور پر، یہ طریقہ کار وہی ہے جسے سائنس آٹولوگس بون

میرو ٹرانسپلانٹیشن سے کہتی ہے، مطلب یہ ہے کہ عطیہ

دہندگان خود مریض ہوتے ہیں، جس میں گرافٹ میں جینیاتی

مداخلت کا ایک اضافی مرحلہ ہوتا ہے۔

فی الحال، یورپ اور امریکہ میں ذمہ دار ریگولیٹری

حکام، بالترتیب EMA اور FDA نے ایک علاج کی منظوری دی
ہے۔ اس کا نام Betibeglogene Autotemcel ہے۔ یہ تھراپی جین

β- کے اضافے پر مبنی ہے، ایک جینیاتی مداخلت جس میں

globin جین کے صحت مند ورژن کی ایک یا زائد کاپیاں
وائرل ویکٹر کا استعمال کرتے ہوئے مریض کے

ہیماٹوپوائٹک خلیوں کے ڈی این اے میں داخل اور شامل

کی جاتی ہیں۔ مالی اور کارپوریٹ وجوہات نے اب تک یہ

تھراپی کو یورپی مارکیٹ میں موجود نہیں ہے، جب کہ

امریکہ میں مارکیٹنگ کی منظوری دے دی گئی ہے اور

ملک میں مریضوں کو اس کی فراہمی شروع کرنے کے لیے

اً مکمل ہو چکا ہے۔ طریقہ کار تقریب



جین ایڈیٹنگ کے علاج میں سے ایک جو EMA اور FDA کی

منظوری کے بہت قریب ہے وہ   exa-cel کہا جاتا ہے۔ علاج نے

کلینیکل ٹرائلز میں بہت امید افزا نتائج دکھائے ہیں اور یہ

سکیل سیل کی بیماری کے لیے بھی دستیاب ہو سکتا ہے۔

بہت سے دوسرے علاج پر کام جاری ہے، جن میں سے

زیادہ تر جینی ترمیم پر مبنی ہیں، جینیاتی مداخلت جس
میں ٹارگٹڈ ڈی این اے ایریاز کو اینزائم ٹیکنالوجیز جیسے

کہ CRISPR-Cas9 کے استعمال سے ایڈٹ کیا جاتا ہے۔



یہ ترمیم پیدائش کے بعد کی زندگی میں "بالغ ہیموگلوبن"
کی کمی فیٹل ہیموگلوبن )HbF( کی پیداوار کو دوبارہ

مناسب سطح پر فعال کر سکتی ہے، ۔ دیگر طریقوں میں

اصل جینیاتی نقائص کی تدوین شامل ہے جو تھیلیسیمیا

کا سبب بنتے ہیں اور یہ زیادہ چیلنجنگ ہیں کیونکہ بہت
سے ایسے نقائص ہیں جن کے محفوظ اور موثر نتائج کے

لیے مزید وقت درکار ہوتا ہے۔

TIF برای بیماران و والدین Thal گزیده‌ای از دوره الکترونیکی
TIF منبع: آکادمی الکترونیکی


