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एसएमए को समझना

केयर सिरीज बुकलेटक्ोर एसएमए
रीढ़ की मांसपेशियों में क्ीणता से ग्रशसत व्यक्तियों और उनके पररवारों के लिए एक सूचना एवं 
सहायता स्रोत।
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एिएमए िर्वाइर्ल मोटर न्यूरोन जीन 1 (एिएमएन1) में उत्पररर्र्तन के 
कारण होरा ह।ै एक स्वस्थ व्यक्ति में, यह जीन एक प्ोटीन का उत्पादन 
कररा ह,ै जो मांिपेसियों को क्नयंक्रिर करने र्ाली रंक्रिकाओं के काय्त 
करने में क्नणवायक होरा ह।ै इिके क्बना, ये रंक्रिका कोसिकाएं िही ढँग िे 
काय्त नहीं कर पारी हैं और धीरे-धीरे मर जारी हैं, सजििे दुब्तलरा होरी ह ै
और कभी-कभी रो मांिपेसियों में घारक कमज़ोरी होरी ह।ै एिएमए में, 
बेकअप जीन,िर्वाइर्ल मोटर न्यूरोन जीन 2 (एिएमएन2) भी एिएमएन 
का उत्पादन कररा ह,ै लेक्कन यह एिएमएन1 िे कम िक्षम होरा ह।ै 
(एिएमएन2) की प्तरयों की िंख्ा का मोटर प्काय्त पर प्भार् होरा ह,ै 
चयूं क्क एिएमएन2 जीन प्तरयों िे अतधक कमज़ोरी होरी ही, लेक्कन इिके 
अपर्ाद भी होरे हैं। 

एिएमए एक दुल्तभ क्र्कार ह,ै जो हर 11,000 जन्ों में लगभग 1 बच्े को 
प्भाक्र्र कररा ह।ै लगभग 50 में िे 1 व्यक्ति में एिएमएि के ललए एक 
क्नक््रिय जीन होरा ह ैऔर इिके कोई लक्षण नहीं होरे। एिएमए एक 
अललंगियूरिी अप्भार्क रोग ह।ै इिका मरलब ह ैक्क एक प्भाक्र्र व्यक्ति में 
हर अतभभार्क िे एक-एक प्ाप्त एिएमए के 2 क्नक््रिय जीन होरे हैं। 

एिएमए पयूरे िरीर के अंदर मांिपेसियों को प्भाक्र्र कररा ह।ै एिएमए 
के िर््तिामान् प्कारों में, परै हा्थों िे ज़्ादा कमज़ोर होरे हैं। िा्थ ही, 
भोजन करने, क्नगलने और िांि लेने के ललए मांिपेसियां कमज़ोर होरी 
हैं, सजििे खाना खाने और र्ज़न बढ़ाने में क्दक्कर हो िकरी ह।ै कमज़ोर 
शर्िन मांिपेसियों के कारण, खांिना और लम्ी िांि लेना भी मुसशकल 
हो िकरी ह,ै खािकर नींद में। िददी या शर्िन िंबंधी िंक्रमणों का अनुभर् 
कररे िमय, एिएमए िे ग्रसिर लोगों के ललए न्ुमोक्नया का अतधक 
जोलखम होरा ह ैऔर मांिपेसियों में कमज़ोरी र्था अतधक ्थकान के कारण 
उन्ें िांि लेने में भी मुसशकल हो िकरी ह।ै क्िर भी, मसतिष्क का िोचने का 
िामर््त और िरीर का स्पि्त और दद्त का अनुभर् प्भाक्र्र नहीं होरा।

 • एिएमए एक दुल्तभ 
क्र्कार ह,ै जो हर 11,000 
जन्ों में लगभग 1 बच्े 
को प्भाक्र्र कररा ह।ै 

 • लगभग 50 में िे 1 व्यक्ति 
में एिएमएि के ललए 
एक क्नक््रिय जीन होरा 
ह ैऔर इिके कोई लक्षण 
नहीं होरे।

 • एिएमए एक अललंगियूरिी 
अप्भार्क रोग ह।ै

 • एक प्भाक्र्र व्यक्ति में 
हर अतभभार्क िे एक-
एक प्ाप्त एिएमए के 2 
क्नक््रिय जीन होरे हैं।

तथ्य:

रीढ़ की मांिपेसियों में क्षीणरा (एिएमए) एक रं्िागर रोग ह।ै  यह रीढ़ की हड्ी के अंदर प्ेरक रंक्रिकाओं को प्भाक्र्र 
करके, मांिपेसियों की कमज़ोरी और अपक्षय (्थकाऊ) कारण बनरे हुए लोगों की िारीररक राकर को छीन लेरा ह।ै 
ये प्ेरक रंक्रिका कोसिकाएं िांि लेने, रेंगने, चलने, िर और गद्तन क्नयंरिण और क्नगलने के ललए उपयोग की जाने र्ाली 
मांिपेसियों को क्नयंक्रिर कररी हैं।

रीढ़ की मांसपेशियों में क्ीणता
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एिएमए उपचारों (2016) िे पहले एिएमए प्कार र्गदीकरण

राललका 1 एिएमए जीन-पयूर््त िंिोधन तचक्कत्ा के क्लिक्नकल र्गदीकरण, आरंतभक लक्षण के िमय उम्र के िा्थ एिएमए प्कार और प्ाप्त अतधकरम मोटर प्काय्त पर प्काि डालरी ह।ै
बोल्ड िंख्ाएं हर प्कार के ललए एिएमएन2 प्तरयों की िर््तिामान् िंख्ा को इंक्गर कररी हैं।

राललका एिएमए ययूरोप और ट्ीट-एनएमडी (2016) िे िंिोतधर ह।ै  रीढ़ की मांिपेसियों में क्षीणरा (एिएमए) एिएमए ययूरोप, ट्ीट-एनएमडी और European Medicines Agency बठैक में 
नदैाक्नक परीक्षण के ललए क्र्र्रण दतिार्ेज़। लन्दन: European Medicines Agency. *

उनके लक्षण िुरू होने की उम्र और मोटर माइलस्ोन क्र्कसिर होने के उच्रम तिर के आधार पर एिएमए िे ग्रसिर व्यक्तियों 
को अक्सर चार श्ेलणयों में र्गदीकृर क्कया जारा ह।ै खािकर, एिएमए िे ग्रसिर व्यक्तियों की गतरिीलरा लक्षण आरम्भ होने 
िे िुरू हो कर धीरे-धीरे घटरी जारी ह।ै 

एिएमए के प्भार् हरेक व्यक्ति में अलग-अलग होरे हैं। बचपन में िुरू होने र्ाले लक्षणों के गंभीररा तिर और बढ़ने की दरें 
अलग-अलग हो िकरी हैं। कुछ िामर््यों में िुधार और कुछ में क्षतर हो िकरी ह।ै एिएमए िे ग्रसिर कुछ व्यक्तियों में र्यस्ों 
जिैे लक्षण हो िकरे हों, जो बहुर धीरे िे बढ़ िकरे हैं। हाल के र्र््यों में एिएमए के उपचारों के आरंभ होने िे, प्कारों का यह 
र्गदीकरण बदलरा जा रहा ह ैऔर रोग की अर्तध भी बदल रही ह।ै इिका मरलब ह ैक्क क्किी व्यक्ति के ललए एिएमए का 
अनुभर् उिके क्नदान का िमय, यक्द और कब उपचार आरंभ हुआ ह ैऔर उपचार देने के िमय एिएमए के लक्षण लक्षणों पर 
आधाररर होरा ह।ै िमय िे पहले क्नदान और उपचार के बेहरर पररणाम होरे हैं। एिएमए देखभाल और लक्षण प्बंधन नॉन-
सिटर, सिटर और र्ॉकर के रूप में प्काय्त के तिर पर आधाररर होरा ह।ै 

टाइप 4 एसएमए
ऑनसेट: 30 वषर् क� उम्र के बाद
मु� पड़ाव: सामा�

टाइप 3 एसएमए
ऑनसेट: 12 माह के बाद बचपन
मु� पड़ाव: टहलना

टाइप 2 एसएमए
ऑनसेट: 6 - 18 माह
मु� पड़ाव: बैठना, चलना 
नह�

टाइप 1 एसएमए
ऑनसेट: 6 माह से पहले
मु� पड़ाव: नह� बैठना

*https://www.ema.europa.eu/en/documents/other/briefing-document-clinical-trial-readiness-spinal-muscular-atrophy-sma-sma-europe-treat-nmd-european_en.pdf

प्रकार आरंभिक िक्ण के 
समय उम्र व्यापकता प्रबिता प्राप्त अभिकतम मरोटर 

प्रकाय्य
एसएमएन2 
प्रभत संख्ा

आयु-
संिाक्वता

0 UTERO में <1% <1%
करोई नहीं; भू्ण की गभतक्वभि 

कम हुई; जन्म के समय 
अवकंुचन

1 क्िन-सप्ताह

1 <6 माह 60% 15% क्बना क्कसी सहायता से नहीं 
बैठता 1,2,3 <2 वर्य

2 6-18 माह 25% 70% क्बना क्कसी सहायता से बैठ 
जाता है 2,3,4 20-40 वर्य

3 1.5-10 वर्य 15% 15% चिता ह,ै क्िर िौटता है 3,4,5 सामान्य

4 >35 वर्य <1% <1% मंि कमी 4,5 सामान्य
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 • ्थकार्ट।

 • िर का कम क्नयंरिण या क्बलकुल क्नयंरिण नहीं।

 • हा्थ और परैों का कम चलन।

 • मयूक रुदन।

 • बोलने में कक्ठनाई।

 • मुड़ा हुआ जीभ (सु्रण)।

 • नींद में पिीना। 

 • खाने और क्नगलने में कक्ठनाई। खारे या पीरे िमय 
दम घुटना।  खाने या पीने के बाद िांि लेने गीली होने 
की आर्ाज़ या गले और छारी में खनखनाहट। ऐिे में, 
िुरसक्षर ढंग िे पोर्ण देन ेके ललए िीडडंग नली का 
उपयोग क्कया जारा ह।ै

 • कब्ज़।

 • सिकुड़ी छारी। 

 • रेज़ नाभी शर्िन।

 • हलकी खांिी।

 • शर्िन नि में कमज़ोरी। िांि लेने और खांिने में 
िहायरा करने और शर्िन के मॉक्नटर करने के ललए 
उपकरण उपलब्ध ह।ै

 • रीढ़ में टेढ़ापन (पाशर््तकुब्जरा)।

 • कमर का क्र्स्थापन।

 • कमज़ोर हरड्याँ, जो आिानी िे टयूट िकरी हैं। क्र्टाक्मन 
डी और कैलशियम का िेर्न बढ़ाना चाक्हए।

प्रकार्य के वर्गों  के बारे में जानते समर, रह ध्ान रखें कक एसएमए उपचारों के साथ 
समर के साथ लोर्ों के वर्गों में पररवत्यन हो सकता ह।ै जो व्यकति कबना सहारता से बैठ 
नहीं सकते, उन्ें नॉन-ससटर के रूप में वर्गीकृत ककरा जाता ह।ै नॉन-ससटर एसएमए से 
बहुत बुरी तरह से प्रभाकवत होते हैं। नॉन-ससटर व्यकतिरों को आरंभभक लक्षण 6 माह रा 
उससे कम की उम्र में होते हैं और उनमें एसएमएन2 जीन की कम प्रभतरां होने की अभिक 
संभावना होती ह।ै  

नॉन-शसटर/प्रकार 1

एसएमए से ग्रससत वे व्यकति, जो बैठ नहीं पाते हैं, कनम्न का अनुभव कर सकते हैं: 
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 • ्थकार्ट। 

 • हा्थ और परैों का कम चलन। 

 • मुड़ा हुआ जीभ (सु्रण)।

 • नींद में पिीना।

 • र्ज़न और र्दृतध बनाए रखने के ललए मुं ह िे पयवाप्त भोजन लेने में कक्ठनाई। ऐिे 
में, िीडडंग नली (अस्थाई या स्थाई) आर्शयक हो िकरी ह।ै 

 • कब्ज़।

 • सिकुड़ी छारी। 

 • अतधक ्थकार्ट और कमज़ोरी के चलरे खािकर जुकाम के दौरान खांिने में 
कक्ठनाई।

 • शर्िन नि में कमज़ोरी। िांि लेने और खांिने में िहायरा करने और शर्िन के 
मॉक्नटर करने के ललए उपकरण उपलब्ध ह।ै

 • रीढ़ में टेढ़ापन (पाशर््तकुब्जरा)।

 • कमर का क्र्स्थापन।

 • कमज़ोर हरड्याँ, जो आिानी िे टयूट िकरी हैं। क्र्टाक्मन डी और कैलशियम का 
िेर्न बढ़ाना चाक्हए।

 • मोटोराइज्ड या मनै्ुअल व्ीलचेयर का उपयोग।

ऐसे लोर्ों का वर्गीकरण प्रकारयात्मक रूप से ससटर के रूप में ककरा जाता ह,ै जो सीिे और 
कबना ककसी की सहार के बैठ सकते हैं। कुछ लोर्ों को बैठने के ललए मदद की आवशरकता 
हो सकती ह।ै

शसटर/प्रकार 2

एसएमए से ग्रससत ऐसे व्यकति, जो कबना मदद के बैठ सकते हैं, लेककन चल 
नहीं सकते, भी अनुभव कर सकते हैं: 
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 • ्थकार्ट।

 • चलने, दौड़ने और िीक्ढ़याँ चढ़ने में कक्ठनाई। कुछ लोग क्बना 
क्किी िहाय िे चल पाने का िामर््त खो देरे हैं, जबक्क दूिरे 
एिएमए दर्ा उपचारों के िा्थ या क्बना चल पारे हैं। 

 • रीढ़ में टेढ़ापन (पाशर््तकुब्जरा)।

 • बीमार होने पर या एनेस्थीसिया िे िम्दध सस्थतर में शर्िन 
मांिपेसियों में कमज़ोरी। र्यस्रा में िांि लेना कमज़ोर हो 
िकरा ह।ै

 • हा्थों की उँगललयों
 और अन् मांिपेसियों का कांपना (कँपकँपी)।

 • जोड़ों और मांिपेसियों में दद्त और अतर उपयोग के लक्षण। 

 • कमज़ोर हरड्याँ, जो आिानी िे टयूट िकरी हैं। क्र्टाक्मन डी और 
कैलशियम को बढ़ाने िे हरड्यों को मज़बयूर करने में मदद क्मल 
िकरी ह।ै

चल पाने वाले ऐसे व्यकति अनुभव कर सकते हैं:

वॉकर/प्रकार 3

एसएमए से ग्रससत व्यकतिरों, जो खुद से रा मदद के सहारे खड़ ेहो पाते हैं और चल पाते 
हैं, को वॉकर कहा जाता ह।ै 
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 • ्थकार्ट।

 • उँगललयों और हा्थों या अन् मांिपेसियों का कांपना 
(कँपकँपी)। 

 • मांिपेसियों में अिुक्र्धा और दद्त।

 • हरड्यों का कमज़ोर होना, सजििे आिानी िे टयूट िकरी 
हैं। क्र्टाक्मन डी और कैलशियम को बढ़ाने िे भी हरड्यों को 
मज़बयूर करने में मदद क्मल िकरी ह।ै

आरंभभक एसएमए वाले वरस्क अनुभव कर सकते हैं:

वयस्क ऑनसेट/प्रकार 4

रे एसएमए से ग्रससत ऐसे व्यकति होते हैं, सजनमें 18 साल की उम्र के बाद लक्षण कवकससत 
होते हैं। सव्यसामान्य लक्षण 35 साल की उम्र में आरम्भ होते हैं। शवसन, पेशीकंकालीर 
प्रणाललरों पर प्रभाव और व्यकतिर्त पोषण हल्ा हो सकता ह।ै चलन कमज़ोरी 
कवशेषकर और िीमी र्भत से बढती ह।ै 
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जल्ी क्नदान होने िे उपचार का अर्िर िमय पर क्मलरा ह।ै 
जन्-पयूर््त जेनेक्टक परीक्षणों की बढ़ी िंभार्नाओं के िा्थ, 
और अतधक लोगों का क्नदान जन् िे पहले हो िकरा ह।ै

2018 रक, अमेररकी िंघीय िरकार ने 35 महत्वपयूण्त 
ससथितरयों की ियूची, िंतिुतरर िार््तभौक्मक स्कीडनंग पनैल 
(आरययूएिपी) में एिएए को िाक्मल क्कया ह,ै जोक्क 
अमेररका में िभी नर्जार सििुओं की जांच करने के ललए 
िंतिुतरर ह।ै  प्त्ेक राज्य नर्जार सििुओं की जांच में 
जोड़ने की सस्थतरयों का क्नधवारण कररा ह।ै नर्जार सििु 
के एिएमए पॉसजक्टर् होने िे जेनेक्टक परीक्षण करर्ाना 
होरा ह।ै  नर्जार सििु के स्कीडनंग िे एिएमए का लक्षण 
प्कट होने िे पयूर््त िमय पर उपचार िंभर् होरा ह।ै यह नोट 
करना महत्वपयूण्त ह ैक्क एिएमए िे ग्रसिर िभी लोगों में 
िे 5% रक के लोगों की पहचान एिएमए नर्जार सििु 
स्कीडनंग िे नहीं होगी। यक्द एिएमए की आिंका ह ैऔर 
एिएमएन1 परीक्षण एिएमएन1 की एक प्तर को दिवारा 
ह,ै रो एिएमए के आगे के परीक्षण के ललए आपके डॉक्टर 
एिएमए जीन अनुक्रमण करर्ाने का िुझार् दे िकरे हैं। 

नर्जार सििु स्कीडनंग के अभार् में या पॉसजक्टर् नर्जार 
सििु स्कीन पररणाम के अभार् में, एिएमए का क्नदान 
मांिपेिी कमज़ोरी के िंकेर और लक्षणों के आधार पर 
क्कया जारा ह।ै एिएमए की आिंका रब की जा िकरी 
ह,ै जब व्यक्ति कमज़ोर पाए जारे हैं या उनकी क्र्कािात्मक 
पड़ार्ों में देरी हुई ह ैया नहीं हुआ ह।ै बच्ों में, इन क्र्कािात्मक 
पड़ार्ों में िाक्मल हैं: अपना िर ऊपर उठाना, लुढ़कना, क्बना 
क्किी िहाय बठै जाना, खड़ ेहो जाना या बाद में चलने की 
आपेक्षा की जाएगी। क्किोर और र्यस्ों में, एिएमए की 
आिंका रब की जारी ह,ै जब व्यक्ति अपने चलन काय्त में 
क्षतर महियूि कररे हैं। पयूरे तचक्कतिा इतरहाि की िमीक्षा 
करने और िारीररक परीक्षा करने के बाद, स्वास्थ्य देखभाल 
प्दारा को रति नमयूने के माध्यम िे एिएमए जेनेक्टक 
परीक्षण का आदेि देना चाक्हए और इि व्यक्ति को क्किी 
रंक्रिकापेिीय क्र्िेर्ज्ञ के पाि भेजा जा िकरा ह।ै

कुछ मामलों में, एिएमए का क्नदान करना मुसशकल होरा ह,ै 
क्र्िेर्कर हले् रूप में हो। इिी प्कार के लक्षण अन् रंक्रिका 
िंबंधी क्र्कार के भी हो िकरे हैं। 

एसएमए से ग्रससत व्यकतिरों का कनदान कनम्न तरीकों से ककरा जा सकता ह:ै

 • जन्पयूर््त जेनेक्टक परीक्षण।

 • नर्जार सििु स्कीडनंग।

 • जेनेक्टक परीक्षण द्ारा पुक्टि की गई
जेनेक्टक प्तिुतर/लक्षण।

क्निान
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  आपकी स्ास्थ्य देखभाल टीम के 
साथ कमलकर काम करना महत्वपूण्य ह।ै एसएमए 
देखभाल तथा उपचार और संभाकवत पररणामों के 
बारे में संवाद करना कभी-कभी ककठन होता ह।ै रह 
आपके एसएमए के बारे में जानने का भार् ह,ै ताकक 
आप उत्तम संभाकवत कनण्यर ले सकें । कृपरा प्रश्न 
पूछें और अपनी चचंताओं की चचया अपनी स्ास्थ्य 
देखभाल टीम के साथ करें। 

उपचारात्मकक कवकल्प

िंर्ाद करना 

कनदान के बाद क्ा अपेक्षा की जानी है
एिएमए हर व्यक्ति में अलग होरा ह।ै देखभाल के क्र्तभन्न पहलुओं पर क्र्चार कररे िमय, यह याद रखना महत्वपयूण्त होरा ह।ै 
दो व्यक्ति क्बलकुल एकिे नहीं होंगे। व्यक्तिगर आर्शयकराओं के अनुरूप उपचार और देखभाल योजनाएं रयैार की जानी 
चाक्हए। ऐिा क्किी क्र्िेर्ज्ञरा प्ाप्त देखभाल कें द्र में एक अंररर््तर्यक देखभाल टीम के िा्थ क्कया जा िकरा ह।ै

यह भी याद रखना महत्वपयूण्त होरा ह ैक्क एिएमए क्किी के िोचने, अनुभर् करने और िीखने के िामर््त को प्भाक्र्र नहीं 
कररा। अरः, एिएमए िे ग्रसिर व्यक्तियों के िंज्ञानात्मक िामर््त िामान् होरे हैं। सजरनी िंभर् हो, अतधक उम्र की और 
क्र्कािात्मक रूप िे िमुतचर गतरक्र्तधयों में भागीदारी को जहां भी आर्शयक हो अनुकयू लन के िा्थ प्ोत्ाक्हर क्कया जारा ह।ै

एिएमए का उपचार के दो ररीकों पर अन्ेर्क अध्ययन कर 
रह ेहैं। एिएमए का उपचार करने का एक ररीका ह ैजीन को 
लक्ष्य बनाकर रोग के कारण का परा लगाना और िरीर के 
अंदर िर्वाइर्ल मोटर न्यूरॉन (एिएमएन) प्ोटीन की मारिा 
को बढ़ाना। इन पदधतरयों को “एिएमएन-आधाररर” या 
“एिएमएन-र्ध्तक” पदधतरयाँ कहा जारा ह।ै

अमेरकी खाद्य एवं औषभि प्रशासन (एफडीए) द्ारा 
अनुमोकदत एसएमए के वत्यमान एसएमएन-वि्यक 
उपचारों में शाकमल हैं:  

िभी एिएमएन-र्ध्तक तचक्कत्ाओं का एक िामान् क्र्र्य 
ह ैक्क आरंतभक उपचार उिके पररणामों िे िहिम्दध ह।ै 

अन् प्कार की तचक्कत्ाएं नदैाक्नक अध्ययनों में हैं या िोध 
के आरंतभक चरणों में हैं और ये भक्र्ष्य में उपलब्ध हो िकरी 
हैं। क्ोंक्क िर्वाइर्ल मोटर न्यूरॉन प्ोटीन की क्षतर िे िरीर 
की कई अन् प्णाललयां, माग्त र्था प्क्क्रयाएं भी प्भाक्र्र 
होरी हैं, एिएमए का उपचार करने का एक और ररीका ह ै
इन अन् प्णाललयों, माग्यों र्था प्क्क्रयाओं को िीधे ध्यान 
देना। इन पदधतरयों को अक्सर “गरै-एिएमएन” पदधतरयाँ 
कहा जारा ह।ै  इि प्कार की पदधतरयों के कुछ उदाहरण 
दर्ाएं होरी हैं, जो मांिपेिी राकर या मोटर न्यूरॉन प्काय्त 
को बढ़ारी हैं।

 • एक्रििडी (ररसडीप्ाम) एक छोटा कण होरा ह,ै जो 
हर रोज़ मंुह िे या एक जी-ट्यूब के माध्यम िे ललया 
जारा ह,ै जो एिएमएन2 जीन को और अतधक िम्यूण्त 
एिएमएन प्ोटीन बनाने का कारण बनरा ह।ै 

 • सस्पनराज़ा (न्ुसिनेिसेन) एक इंजेक्शन ह,ै जो एिएमएन2 
जीन को लक्ष बनारा ह,ै जीििे र्ह और अतधक िम्यूण्त 
प्ोटीन बना िके।

 • ज़ोल्ेनस्ा (ओनािेम्ोजीन अबेपार्वोर्ेक-क््िओई) 
इि जीन तचक्कत्ा होरी ह,ै जो छयू टे या उत्पररर्रर्तर 
एिएमएन1 जीन के प्काय्त को प्तरस्थाक्पर करने के 
ललए पयूरक और स्वरंरि डीएनए प्दान कररी ह।ै



10

मूलभूत कवज्ान शोि

मयूलभयूर क्र्ज्ञान िोध कण, प्ोटीन, कोसिकाओं और जीनों िमेर 
जीर्न के मौललक रचक खंडों की और देखरा ह।ै अक्सर “लबै” या 
“बेंच” िोध के रूप जाना जारा ह,ै इिका िंचालन िोधकरवाओं 
के द्ारा प्योगिाला में एिएमए की बेहरर िमझ प्ाप्त करने के 
सिदधांरों का परीक्षण करने के ललए क्कया जारा ह।ै 

मयूलभयूर िोध एिएमए का उपचार और रोगमुक्ति क्र्कसिर 
करने का पहला कदम होरा ह।ै मयूलभयूर िोध पररयोजनाएं दर्ा के 
आक्र्ष्कार के ललए िबिे प्भार्ी काय्तनीतरयों की पहचान करने की 
क्दिा में एिएमए का जीर्क्र्ज्ञान और उिके कारण का अन्ेर्ण 
कररी हैं।  एिएमए जीर्क्र्ज्ञान में जब क्किी को एिएमए हो जारा 
ह,ै रो क्ा होरा ह ैिमेर अतं्र महत्वपयूण्त प्श्ों का उत्तर मयूलभयूर 
क्र्ज्ञान िोध द्ारा क्दया जारा ह।ै इििे अन्ेर्कों को कई िुराग 
क्मलरे हैं, सजििे और अतधक उन्नर िोध होरा ह।ै

दवा खोज शोि - ट्ांसलेशनल शोि 

दर्ा खोज, सजिे ट्ांिलेिनल िोध भी कहा जारा ह,ै दर्ा क्र्काि 
प्क्क्रया का दूिरा चरण होरा ह।ै दर्ा खोज पहले चरण के 
मयूलभयूर िोध में खोजी गई प्ारंतभक पदधतरयों को लेरी ह ैऔर 
उन्ें उपयो्युति दर्ाओं में पररर्रर्तर कररी ह,ै सजनका परीक्षण 
रीिरे चरण, नदैाक्नक परीक्षणों, में क्कया जा िकरा ह।ै इिमें 
मानर् परीक्षण आरंभ करने के ललए एिडीए के अनुिार िुरक्षा 
र्था प्भार्करा परीक्षणों की शंखला िाक्मल ह।ै ये पररणाम 
अनुिंधानात्मक नई दर्ा (आईएनडी) अनुप्योग में िाक्मल हैं, सजििे 
मानर् नदैाक्नक परीक्षणों का आरंभ क्कया जा िकरा ह।ै  इन आंकड़ों 
का िंग्रह करना लंबा और कक्ठन प्क्क्रया हो िकरी ह।ै अक्सर 
क्र्िलराएं हा्थ लगरी हैं और इि बार का पयूर्वानुमान लगाना कक्ठन 
होरा ह ैक्क कौनिी दर्ाएं उपयोगी होरी होंगीं।

एसएमए िरोि के महत्वपूण्य क्ेत्र



11

नैदाकनक अध्रन

नदैाक्नक अध्ययन मानर्ों, जो भागीदारी कररे हैं, के िा्थ क्कये जाने र्ाला िोध ह।ै अन्ेर्क (िोधकरवा) इि िोध 
पररयोजना के दौरान प्तरभाक्गयों िे िीधे बारचीर कररा ह।ै नदैाक्नक परीक्षण अर्लोकनात्मक या हतिक्षेपात्मक हो 
िकरे हैं। यह जान्ने के ललए क्क उि रोग में क्ा होरा ह,ै अर्लोकनात्मक नदैाक्नक परीक्षणों में क्बना क्किी उपचार का 
लोगों में क्किी रोग या िमस्ा का अध्ययन क्कया जारा ह।ै हतिाक्षेपात्मक अध्ययनों में नई दर्ाओं और उपचारों का 
परीक्षण क्कया जारा ह।ै इिमें अन् रोगों के ललए अनुमोक्दर दर्ाओं या उपचारों का उपयोग करने के नए ररीकों का भी 
परीक्षण क्कया जा िकरा ह ै(य्था, अलग-अलग िंयोजनों के िा्थ या अलग-अलग रोगों के ललए दर्ाओं काउपयोग 
करना)। यह प्क्क्रया लंबी, जक्टल और कक्ठन हो िकरी ह।ै औिरन, नदैाक्नक क्र्काि में सिि्त  10 प्तरिर दर्ाएं ही 
एिडीए-अनुमोक्दर दर्ाएं बनरी हैं। इन क्र्सिटि चुनौतरयों के ललए एक क्र्चारपयूण्त काय्तनीतर की आर्शयकरा होरी ह।ै

अलग-अलग प्कार के इन िोधों का एक ही लक्ष्य होरा ह:ै एिएमए िे ग्रसिर 
लोगों की िहायरा करना।
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क्रोर एसएमए

• शर्िन के मयूल रत्व

• देखभाल क्र्कल्प

• एिएमए के जेनेक्टक्स

• असस्थमांिपेिीय रंरि

• पोर्ण के मयूल रत्व

क्ोर एिएमए एक लाभ-क्नरपेक्ष िंगठन ह ैऔर इिमें पररर्ारों, क्लिक्नियनों और िोध र्जै्ञाक्नकों का क्र्शर्व्यापी 

नेटर्क्त  ह,ै जो एिएमए िोध को आगे बढ़ाने, प्भाक्र्र व्यक्तियों/देखभालकरवाओं की िहायरा करने और एिएमए के 

बारे में जनरा और व्यार्िाक्यक िमुदायों को सिसक्षर करने में िा्थ क्मलकर काम कर रह ेहैं।

क्ोर एिएमए क्नष्पक्ष िहायरा का एक िंिाधन ह।ै हम एिएमए िे ग्रसिर लोगों और उनके क्प्यजनों की िहायरा 

के ललए हैं और क्किी क्र्सिटि पिंद या क्नण्तय का िम्थ्तन नहीं कररे। लोग और देखभालकरवा इि बारे में अलग-अलग 

ररीके िे रय कररे हैं क्क पररसस्थतर के अनुिार, उनके व्यक्तिगर क्र्शर्ािों के अनुरूप उनके ललए अच्ा क्ा होगा। 

अतभभार्कों और पररर्ार के अन् महत्वपयूण्त िदस्ों को इन क्र्र्यों पर अपनी भार्नाओं पर चचवा कर पाना चाक्हए और 

अपनी एिएमए टीम िे प्श् पयूछने चाक्हए। इि प्कार के क्नण्तय हले् में नहीं लेने चाक्हए और िभी क्र्कल्पों पर िोच-

िमझकर क्र्चार करना चाक्हए। एिएमए िे िंबंतधर िभी क्र्कल्प बहुर ही व्यक्तिगर होरे हैं और इनमें व्यक्तिगर मयूल्य 

झलकने चाक्हए, िा्थ ही यह क्क हर एक व्यक्ति और उनके पररजनों के ललए िबिे अच्ा क्ा होगा।

राद रखें कक आपकी सहारता करने के ललए आपकी स्ास्थ्य टीम और क्ोर एसएमए 
आपके साथ ह।ै जानना जारी रखने के ललए, कृपरा उपलब्ध अन्य केरर सीरीज बुकलेट 
देखें:
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800.886.1762  ∙ िैक्स 847.367.7623 ∙ info@cureSMA.org  ∙ cureSMA.org

facebook.com/cureSMA

youtube.com/user/FamiliesofSMA1

twitter.com/cureSMA

@curesmaorg

 www.linkedin.com/company/families-of-sma
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