
दवा के संयोजनों के लिए वैज्ाननक सोच-नवचार

CURE SMA

यह कथन CURE SMA उद्योग सहययोग के साथ साझेदारी करके तैयार ककया गया था।
CURE SMA उद्योग सहययोग के सदसय एवेक्सस इंक, एक नयोवार ट्िस कंपनी, एस्ेलस फारामा इंक, बाययोजेन, साइ्योकाइनेट््स इंक, जेनेन्ेक/रॉश 
फारामासययुट्कलस और सकॉलर रॉक हैं।
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सरीक्ा और उदे्शय
रीढ़ क ी रांसपशे शयों रें क्ीणता

रीढ़ की मासंपशेियों में क्ीणता (Spinal muscular atrophy, 
SMA) एक ऐसी बीमारी ह ैजो रीढ़ की हड्ी में मोटर ततं्रिका 
कोशिकाओं को प्रभात्ित करके लोगों की िारीररक ताकत छीन लेती है 
जजसस ेचलन,े खान ेया सासं लने ेकी क्मता चली जाती ह।ै SMA जनम 
लने ेिाल े11,000 लोगों में स ेलगभग 1 को प्रभात्ित करती ह,ै और 
प्रतयके 50 अमरेरत्कयों में लगभग 1 इसका आनिुाशंिक िाहक ह।ै
 
इस बीमारी के भयानक प्रभाि के बािजूद, अब आिा की त्करण 
नज़र आई है। हमारे समुदाय के समप्पण और हमारे िोधकता्पओं के 
चातुय्प के शलए धनयिाद, जजसकी िजह से अब यू.एस. फूड एडं ड्रग 
एडममत्नस्टे्िन (U.S. Food and Drug Administration, FDA) 
द्ारा कई उपचार अनुमोददत हैं जो SMA के अंतरननित्हत आनुिांशिक 
कारकों को लक्क्त करते हैं। 

लेत्कन हमारा काम खतम नहीं हुआ है। हमें उपचार के शलए 
अत्तररक्त शचत्कतसाए ंऔर दृमटिकोण त्िकशसत और प्रदान करने की 
आिशयकता है जो आगे की महतिपूण्प खोज के शलए माग्प तैयार करते 
हैं, और जब तक हमें कोई इलाज नहीं ममल जाता, तब तक—हमें 
शििुओं से लेकर ियस्कों—तक प्रभात्ित सभी लोगों के शलए SMA 
की ददिा को लगातार बदलने की आिशयकता है।

SMA के शलए उपलब्ध नए उपचारों के साथ, लोग पूछ रहे हैं, “कया 
इन उपचारों के संयोजन से बेहतर पररणाम त्नकल सकते हैं?” यह 
प्रश्न त्ििेष रूप से इसशलए महतिपूण्प है कयोंत्क कई कारकों के 
पररणामस्िरूप एकल शचत्कतसा अलग-अलग ढ़ंग से व्यशक्तगत 
रोत्गयों को प्रभात्ित कर सकती हैं–जजसमें रोगी की ित्पमान आयु, 
उपचार की िुरुआत में आयु, रोग का प्रकार, और पडाि और लक्णों 
की गंभीरता िाममल है।

Cure SMA ने उपचारों के संयोजन के जदटल त्िषय को बेहतर 
समझने के शलए, जजसमें संभात्ित लाभ और सीमाए ंिाममल हैं, 
इस सामुदामयक कथन को पररिारों और देखभालकता्पओं के शलए 
त्िकशसत त्कया है। इस यतन के साथ, हम एक ऐसी नींि प्रदान करने 
की आिा करते हैं जजसपर रोगी और पररिार इटितम उपचार का 
मूलयांकन और अनुसरण करने के शलए अपने शचत्कतसकों के साथ 
काय्प कर सकते हैं। हमेिा की तरह, Cure SMA शसफाररि करता है 
त्क रोगी त्कसी भी उपचार संबंधी त्िचार या त्नण्पयों के बारे में अपने 
स्िास्य सेिा प्रदाताओं से परामि्प करें।
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SMA का उपचार करने के शलए कई मागगों की खोज की जा रही है। इसमें दोषपूण्प SMN1 जीन को बदलने या सुधारने के द्ारा या त्नमन रूप 
से काय्पिील SMN2 “बैक-अप जीन” को संिोमधत करके िरीर में उत्तरजीत्िता मोटर नयूरॉन प्रोटीन (SMN) की मारिा को बढ़ाने के यतन 
िाममल हैं। इस प्रकार की शचत्कतसा को “SMN त्नभ्पर” कहा जाता है। आम तौर पर “SMN स्ितंरि” कहे जाने िाले दूसरे दृमटिकोण का उदे्शय 
िरीर के भीतर अनय मागगों, प्रणाशलयों और प्रत्रियाओं को लक्क्त करना है। (शचरि 1, ताशलका 1 देखें)

SMA का उपचार
प्रगकत, लेककन अतृपत ज़रूरत लगातार बनी रहती है

न्यूरोमस्कुलर जं�न
  • बेहतर �वकास/संरचना
  • �नषेध क� रोकथाम
  • बेहतर �सनै�प्टक �कायर्

�सनेप्स
  • �सनै�प्सस क� हा�न क� रोकथाम
 • �सनै�प्टक �काय� म� वृ�द्ध

मांसपेशी
  • मोटर फं�न के नुकसान 
     क� रोकथाम या बहाली

मोटर अक्षतंतु
  • मांसपेशी म� �सग्नल पारगमन 
     म� सुधार
  • बेहतर अक्षीय प�रवहन

मोटर न्यूरॉन
•  चोट/मृत्यु से सुरक्षा

ननचिा मोटर नययूरॉन: एक तंकरिका कयोशशका जजसका कयोशशका शरीर रीढ़ की हड्ी रें हयोता है और जजसका अक्तंतयु रांसपेशशयों के अंदर आन ेऔर कनयंकरित करने के 
शलए रीढ़ की हड्ी के बाहर जाता है। कनचले रयो्र नययूरॉन की हाकन कयो SMA का एक हॉलराकमा  सरझा जाता है। मोटर एकसॉन: एक लंबा, रहीन प्रयोजे्शन नययूरॉन जयो 
कवभिन्न नययूरॉनस या रांसपेशशयों कयो सयूचना प्रसाररत करने के शलए कवद्युत आवेगों का संचालन करता है। लसनैपस: एक संरचना जयो एक नययूरॉन कयो ककसी अनय नययूरॉन कयो 
या लभक्त प्रेरक कयोशशका कयो एक कवद्युत या रासायकनक संकेत पाररत करने की अनयुरकत देती है। नययूरोमसककु िर जंक्शन: एक रयो्र नययूरॉन और एक रांसपेशी फाइबर 
के बीच संपकमा  द्ारा कनररटित एक रासायकनक शसनैपस। यह नययूरयोरसकयु लर जं्शन पर ही हयोता है जब एक रयो्र नययूरॉन रांसपेशी फाइबर कयो एक संकेत संचाररत करने रें 
सक्र है, जजसकी वजह से रांसपेशशयों रें संकयु चन हयोता है। मांसपेशी: इसरें एक््न और राययोशसन के प्रयो्ीन तंतयु हयोत ेहैं जयो एक दूसरे से आग ेखिसकते हैं, जजससे 
संकयु चन पैदा हयोता है जयो बल और गकत पैदा करने वाली रांसपेशी कयोशशकाओं की लंबाई और आकृकत दयोनों कयो बदल देता है।

लचत्र 1: लचनकतसीय हस्तक्ेप के संभानव्त बिंदु पररभानि्त
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1 http://www.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf
2 https://www.eurekalert.org/pub_releases/2018-11/mali-cgt111318.php

हाशलया महतिपूण्प खोज जजसकी िजह से FDA ने कई उपचारों को 
अनुमोददत त्कया है, ने SMA समुदाय को उपचार के नए त्िकलप 
प्रदान त्कए हैं। हालांत्क, SMA में िाममल कई पररितती िस्तुओं को 
देखते हुए–लक्णों की िुरुआत की बदलती उम्र और गंभीरता और 
दैत्नक जीिन की गत्तत्िमधयों पर प्रभाि सत्हत–हो सकता है त्क 
ये उपचार सभी रोत्गयों के शलए उपयुक्त या प्रभािी न हों, और देन े
के प्रकार और संबंमधत सुरक्ा मुदे् रोत्गयों और उनके पररिारों पर 
महतिपूण्प बोझ डाल सकते हैं।

जैसे ही इन नए उपचारों के साथ िास्तत्िक जीिन के अनुभि बढ़ते 
हैं, हम इस बारे में अमधक सीख रहे हैं त्क िे कैस ेकाम करते हैं और 
रोग की त्कन व्यिस्ाओं और स्स्त्तयों में उपचार सबसे प्रभािी होते 
हैं, साथ ही जबत्क उपलब्ध उपचारों में अभी भी महतिपूण्प अंतराल 
होते हैं।

उदाहरण के शलए, ऐसा लगता है त्क शचत्कतसीय हस्तक्ेप तब अमधक 
प्रभािी हो सकता है जब यह रोग के िुरुआती चरणों में त्कया जाता 
है (लक्ण स्पटि होने से पहले सत्हत)। इससे अमधक उन्नत रोग िाले 
रोत्गयों में अपूण्प आिशयकता का एक महतिपूण्प क्ेरि रह जाता है, 
जजनहें SMA के अंतरननित्हत आनुिांशिक चालक के उदे्शय िाले लक्णों 
के अलािा होने िाले लक्णों पर लक्क्त उपचारों की आिशयकता हो 
सकती है।

जैसा त्क लैंडमाक्प  कयोर एसएमए िॉयस ऑफ द पेिेंट ररपोट्प1 और 
सिवेक्ण गत्तत्िमधयों द्ारा प्रलेखखत है, SMA रोत्गयों की बहुत सारी 
गंभीर शचत्कतसा आिशयकताए ंअपूण्प रह जाती हैं जजनहें उपचार के 
तरीकों से संबोमधत त्कया जाना चात्हए। इनमें श्वसन संबंधी समस्याए,ं 
भोजन के साथ समस्याए,ं गत्तिीलता की हात्न, संिाद करने में 
असमथ्पता, और अनय में संकट िाममल हैं।

उपचारों को संयोजजत करने की अिधारणा रोत्गयों के शलए 
पररणामों में सुधार करने हेतु समितती रूप से रोग के कई धारणाओं 
को संबोमधत करके अत्तररक्त या सहत्रियातमक लाभ को देखने 
की क्मता से उपजती है। हाशलया इत्तहास उदाहरणों से भरपूर है 
जहां ऐसी संयोजजत या “कॉकटेल” पद्धत्तयों ने कई गंभीर रोगों 
में सकारातमक पररणामों की अगुआई की है, जजसमें ह्यमन इमयूनो 
डेत्फशियेंसी िायरस (Human immunodeficiency virus, 
HIV), कई प्रकार के कैं सर, और आनुिांशिक रूप से होने िाली  
कुछ स्स्त्तयां िाममल हैं।2, 3, 4

हालांत्क अभी तक कोई त्नणा्पयक सबूत नहीं है, यह पता लगाने के 
शलए त्क कया SMA के रोत्गयों में इस तरह के पररणाम देख ेजा सकते 
हैं या नहीं, SMA समुदाय में समुदाय में गहरी ददलचस्पी ली जाती है। 
यह कथन उन अिसरों, सािधात्नयों और सीमाओं का एक संक्क्पत 
त्ििरण प्रदान करता है जजन पर इन दृमटिकोणों का मूलयांकन करते 
समय त्िचार त्कया जाना चात्हए, जो यह स्पटि रूप से समझने के 
साथ िुरू होता है त्क “संयोजन शचत्कतसा” िबद का कया अथ्प है।

्तालिका 1: लचनकतसीय रणनीन्तयाँ

3 https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/30937182
4 https://www.nature.com/articles/s41434-019-0071-x

SMN ननभ्भर लचनकतसीय रणनीन्तयाँ SMN सव्तंत्र लचनकतसीय रणनीन्तयाँ

जीन लचनकतसा
एक िायरल रोगिाहक के माधयम से अनुपस्स्त SMN1 जीन को बदल 
देता है

नययूरोप्ोटेक्शन
नयूरोनल चोट या त्गरािट से बचाता है

SMN2 प्मोटर सनरियण
इसकी िजह से SMN2 जीन अमधक “सत्रिय” होता है, जो अमधक पूण्प 
रूप से काया्पतमक प्रोटीन उतपन्न करता है

मांसपेशी में वृद्धि
मोटर प्रकाय्प की हात्न को रोकती है और इसे पुनस्ा्पत्पत करती है

SMN2 स्प्िससंग मॉड्यूिेशन
पणू्प-लबंाई को बढ़ान ेके शलए SMN2 के स्प्लससनिग को पनुरननिदवेशित करता है
एकसॉन 7 िाले की प्रत्तशलत्प बनाता है 

्तंनत्रका संिंधी काय्भ
तंत्रिका संबंधी संचरण को बढ़ाता है
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“संयोजन शचत्कतसा” िाकयांि का इस्तेमाल बीमाररयों और 
त्िक्भन्न स्स्त्तयों में अलग-अलग चीजों का अथ्प त्नकालने 
शलए त्कया जा सकता है। कभी-कभार, इसका इस्तेमाल एक 
से अमधक उपचार दृमटिकोणों के संयोजन का िण्पन करने के 
शलए त्कया जाता है। उदाहरण के शलए, कैं सर के उपचार में 
यह तब त्कया जाता है जब कीमोथेरेपी को त्ित्करण और/
या सज्परी के साथ ममलाया जाता है। “संयोजन शचत्कतसा” 
िाकयांि कई प्रकार की दिाओं को रिममक रूप से या 
िैकस्लपक रूप से इस्तेमाल करने की प्रत्रिया का भी िण्पन 
कर सकता है, जो कुछ कैं सरों में तब होता है जब एक रोगी 
की प्रत्तरक्ा प्रणाली को प्राइम करने के शलए पहले एक 
इमयूनोथेरेपी का उपयोग त्कया जाता है और उसके बाद 
“एक-दो पंच” की तरह िीघ्र ही कीमोथेरेपी या लक्क्त  
थेरेपी एजेंट को ददया जाता है।

“सयंयोजन च चक कतसा” शबद
SMA के शलए पररिाकित

इस कथन के उदे्शय के शलए, हम “संयोजन 

शचत्कतसा” को यह अथ्प त्नकालने के शलए पररभात्षत 

करते हैं, “दो या दो से अमधक शचत्कतसीय एजेंट 

(आमतौर पर दिाए ंया जैत्िक तति)–जो कार्पिाई 

के समान या त्िक्भन्न तंरिों के माधयम से काम करते 

हैं–जजनका एक साथ उपयोग त्कया जाता है।” यह 

धयान रखना महतिपूण्प है त्क कुछ दिाओं को देने 

के बाद इनके प्रभाि लंबे समय तक हो सकते हैं, 

जैसे त्क जीन प्रत्तस्ापन शचत्कतसा। “समकालीन 

इस्तेमाल” की इस पररभाषा का अथ्प उन दिाओं को 

िाममल करने के शलए है जजनहें केिल एक बार ददया 

जा सकता है, लेत्कन रोगी में जैत्िक प्रभाि डालना 

जारी रखती हैं।
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SMA समुदाय में, अनय रोगों में उपचारों के संयोजन की सफलता 
को देखते हुए यह समझने के शलए रुशच बढ़ रही है त्क कया 
संयोजन शचत्कतसा पररणामों को सुधार सकती है। गंभीर त्बमारी 
का उपचार करने के शलए “कॉकटेल” दृमटिकोण के साथ सफलता 
का प्रमाण बढ़ रहा है, जजसमें HIV/AIDS के शलए एटंी-रेट्ोिायरल 
AZT (azidothymidine) 5 और शलम्ोमा के शलए R-CHOP 
(ररटकसीमैब [ररटकसैन], साइकलोफॉसे्माइड, डॉकसोरूत्बशसन, 
हाइड्रोकलोराइड, त्िन्नरिस्टीन [ऑनकोत्िन], प्रेडत्नसोलोन) जैसी 
बहु-दिा कीमोथेरेपी रेजजमेंट का उपयोग करना िाममल हैं। 6

इसके अत्तररक्त, ऑनकोलॉजी में, ट्ूमर के एकामधक प्रकारों के शलए 
देखभाल के मानकों में अब दिा-आधाररत तौर-तरीकों के संयोजन 
िाममल हैं, जैसे लक्क्त शचत्कतसा और इमयूनोथेरेपी के संयोजजत 
आहार िाममल हैं। इस प्रगत्त ने यह जोि पैदा त्कया है त्क एक 
संयोजन दृमटिकोण SMA सत्हत अनय दुल्पभ स्स्त्तयों के शलए काम 
कर सकता है। उदाहरण के शलए, यह त्नधा्पररत करने में रुशच ली जाती 
है त्क कया SMN को त्ित्नयममत करने िाली एक दिा को त्कसी ऐसी 
दिा से संयोजजत करना जो मांसपेशियों के काय्प या नयूरोप्रोटेक्शन को 
बढ़ाता है, त्कसी अकेले दिा की तुलना में अमधक शचत्कतसीय लाभ 
प्रदान कर सकता है।

उपचार के श लए सयंयोजन दृक टिकयोण
संभक्पत कववरण

त्कसी भी रोग सेटटनिग में उपचारों को संयोजजत करने के त्नण्पय पर सािधानीपूि्पक त्िचार करना होगा, 
सोच-समझकर अनुसरण करना होगा, और जो प्रमाण द्ारा समरथनित एक मजबूत िैज्ात्नक तक्प  पर 
आधाररत है जो यह सुझाि देता है त्क संयोजन से बेहतर पररणाम प्रापत होंगे जो बढ़े हुए संभात्ित 
जोखखम से अमधक होंगे। 7 

5 https://www.niaid.nih.gov/diseases-conditions/antiretroviral-drug-development
6 https://www.medicalnewstoday.com/articles/324261.php
7 https://www.merckmanuals.com/home/cancer/prevention-and-treatment-of-cancer/combination-cancer-therapy
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यहां ऐसे कई मुदे् हैं जजनहें संबोमधत त्कया जाना चात्हए, जजसमें 
संभात्ित लाभ को संतुशलत करना िाममल है जो त्क संयोजन 
शचत्कतसा से प्रापत हो सकता है जजसके साथ बढ़े हुए सुरक्ा जोखखमों 
की संभािना होती है। यह समझने की भी आिशयकता है त्क कई 
उपचारों का उपयोग करते समय कौन-कौन सी अत्तररक्त लागतें  
आ सकती हैं।

यह कलपना करने से बचना त्ििेष रूप से महतिपूण्प है त्क उपचार 
के संयोजन से हमेिा अमधक लाभ या बेहतर पररणाम प्रापत होंगे। 
िास्ति में, कुछ मामलों में, दो या दो से अमधक उपचारों के संयोजन 
के कारण उपचारों में से त्कसी अकेले उपचार का उपयोग करने 
होने िाले दुष्प्रभािों की तुलना में कम प्रभािकाररता और अमधक 
नकारातमक दुष्प्रभाि पैदा हो सकते हैं। कई प्रकार के कैं सर और 
रुमेटॉइड गदिया सत्हत त्िक्भन्न प्रकार के रोगों के शलए, अधययनों में 
संयोजन उपचारों से उतपन्न सीमांत लाभ, यदद कोई है, और बदतर 
त्िषाक्तता के मामलों की सूचना दी गई है।8,9

संयोजन शचत्कतसा दृमटिकोण के संभात्ित प्रभाि का मूलयांकन करते 
समय, नैदात्नक अधययन अकसर संयुक्त उपचारों से प्रापत पररणामों 
की तुलना अकेले उपचार के इस्तेमाल से करेंगे। संयोजनों को आम 
तौर पर तब सफल माना जाता है यदद िे प्रतयेक व्यशक्तगत उपचार 
जजससे अपने आप बेहतरी की उममीद की जाएगी, की तुलना में एक 
साथ बेहतर प्रत्तत्रिया उतपन्न करते हैं। हालांत्क, कयोंत्क उपचार 
संयोजनों में यौत्गकों की रासायत्नक और जैत्िक परस्पर त्रियाओं के 
कारण योगातमक या यहां तक त्क सहत्रियातमक प्रभाि भी हो सकते 
हैं, यह अकसर उस स्तर तक होता है जजस पर संयोजन पररणामों में 
सुधार करता है जो दृमटिकोण के िादे का मूलयांकन करने में सबसे 
महतिपूण्प हो जाता है।10

यह धयान देना भी महतिपूण्प है त्क दिा की त्रिया-प्रणाली के आधार 
पर शचत्कतसा के प्रभाि अलग-अलग होंगे। उदाहरण के शलए, SMA 
में, SMN प्रोटीन को त्ित्नयममत करने के शलए लक्क्त एक से अमधक 
दिाओं का इस्तेमाल करने से अत्तररक्त लाभ नहीं हो सकता है यदद 
एक एकल दिा अपने बलबूते पर अमधकतम SMN प्रभाि के शलए 
आिशयक सीमा-रेखा प्रापत कर सकती है। िहीं दूसरी तरफ़, एक 
अलग प्रकार की दिा के साथ एक SMN अपरेगुलेटर का संयोजन 
(उदाहरण के शलए, मांसपेशियों के काय्प को सुधारने हेतु लक्क्त 
शचत्कतसा) लाभप्रद हो सकता है कयोंत्क दो उपचारों में एक योगातमक 
सकारातमक प्रभाि हो सकता है।

उपचारों के संयोजन के शलए अत्तररक्त त्िचारों में उपचार का समय 
और रोगी की बीमारी की प्रगत्त िाममल है। उदाहरण के शलए, इस 
बारे में त्िचार करने के शलए प्रासंत्गक प्रश्न हैं त्क रोग के चरण (जैसे, 
प्रारंक्भक बनाम बाद का चरण) संयोजन शचत्कतसा दृमटिकोण की 
सफलता को कैस ेप्रभात्ित कर सकते हैं। शचत्कतसा की संभात्ित 
प्रभाििीलता पर त्िचार करते समय यह प्रश्न त्नयममत रूप से सामने 
आता है (उदाहरण के शलए, आमतौर पर यह कलपना की जाती है त्क 
बीमारी के दौरान जलदी इलाज करने से सफल पररणाम की संभािना 
बढ़ सकती है), जबत्क संभात्ित रूप से बढ़े जोखखमों और एक दिा 
से दूसरी दिा पर नकारातमक परस्पर त्रियाओं से अत्तररक्त बारीत्कयां 
जुडी हैं जो संयोजन शचत्कतसा के त्िशिटि संदभ्प में प्रासंत्गक हैं।

इस कथन का िेष भाग SMA के संदभ्प में इन त्िचारों के शलए 
अत्तररक्त त्ििरण और संदभ्प प्रदान करता है।

8 https://ascopubs.org/doi/abs/10.1200/jco.2012.30.15_suppl.2572
9 https://onlinelibrary.wiley.com/doi/pdf/10.1002/art.1780371012
10 https://www.nature.com/articles/nm.4426

संयोजन शचत्कतसा के जोखखम-लाभ सोच-त्िचार
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सयंयोजन च चक कतसा के श लए सयोच-क वचार
सयुरक्ा और प्रिाकवकता

संयोजन उपचारों के शलए सुरक्ा जोखखमों का मूलयांकन करने का महति

12 https://www.aafp.org/afp/2007/0801/p391.html
13 https://www.pharmacytimes.com/publications/issue/2011/august2011/customization-of-drug-interaction-software

त्कसी भी प्रकार की शचत्कतसा का उपयोग सुरक्ा जोखखमों को साथ 
लाता है, इसी िजह से FDA सभी नई दिाओं और जैत्िक पदाथगों 
के शलए नैदात्नक डेटा की सािधानीपूि्पक समीक्ा करता है तात्क 
यह सुत्नक्चित त्कया जा सके त्क उनका इस्छित रोगी आबादी द्ारा 
सुरक्क्त रूप से उपयोग त्कया जा सकता है। एक बार जब दिाए ं
बाजार में आ जाती हैं, तो स्िास्य सेिा प्रदाता आमतौर पर उनके 
लेबल संकेतों के अनुसार उनका उपयोग करेंगे और ऐसा करने 
की सुरक्ा का समथ्पन करने िाले सबूत के त्बना एकल एजेंटों को 
संयोजजत करने में संकोच करेंगे।

दो या दो से अमधक अनुमोददत उपचारों के संयोजन की सुरक्ा 
का मूलयांकन एक नैदात्नक परीक्ण व्यिस्ा में या अछिी तरह 
से त्डज़ाइन त्कए गए, िास्तत्िक-त्िश्व डेटा संग्रह प्रोटोकॉल और 
रजजन्स्ट्यों के माधयम से त्कया जाना चात्हए, जो प्रतयेक शचत्कतसा 
की सुरक्ा प्रोफ़ाइल को अपने दम पर समझने से आगे त्नकलते 
हैं। उदाहरण के शलए, कई उपचारों के बीच रासायत्नक या जैत्िक 
परस्पर-त्रियाए ंहो सकती हैं जब उनहें एक साथ ददया जाता है। 
इसकी सूचना “कॉकटेल” के भीतर अनय दिाओं की त्नकासी पर 
एक बहु-दिा “कॉकटेल” में एक दिा के प्रभाि को िाममल कर रह 
जुडे मामलों में दी गई है, जजसके पररणामस्िरूप बदतर पररणाम 
सामने आए हैं।12 

यह भी संभि है त्क त्कसी एकल दिा के ज्ात दुष्प्रभािों को तब 
बदला जा सकता है जब उस दिा का इस्तेमाल संयोजन के त्हस्से 
के रूप में त्कया जाता है। इसक िजह से दुष्प्रभाि प्रोफाइल त्बगड 
सकता है या अनय श्ेणी के दुष्प्रभाि हो सकते हैं।

रोग की सेटटनिग्ज़ के बीच और दिा के साथ दिा की परस्पर त्रियाओं 
के शचत्कतसीय दृमटिकोण से बहुत सारे सबूत हैं,13 तो ऐसा कोई भी 
दृमटिकोण जो SMA के उपचार के शलए दिाओं के संयोजन का प्रयास 
करता है, उसे उस संयोजन की त्िशिटि सुरक्ा प्रोफ़ाइल और परस्पर 
त्रिया क्मता का मूलयांकन करना चात्हए। यह आकलन करते समय 
त्क कया दो उपचारों को एक साथ सुरक्क्त रूप से देना संभि है, देन े
के माग्प को भी धयान में रखा जाना चात्हए।
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किरेज, प्रत्तपूरतनि, और पहुंच

SMA के शलए प्रभािी संयोजन उपचारों को त्िकशसत करने की 
प्रत्रिया में पहले चचा्प त्कए गए िैज्ात्नक, नैदात्नक और त्नयामक 
त्िषयों से परे अत्तररक्त पहलू िाममल हैं। इसके अत्तररक्त, उपचारों के 
शलए पहुंच और प्रत्तपूरतनि से संबंमधत महतिपूण्प मुदे् हैं जजनहें संबोमधत 
त्कया जाना चात्हए।

किरेज और प्रत्तपूरतनि पर त्नण्पय लेते िक्त, बीमाकता्प अनुसंधान 
और त्िकास प्रत्रिया के माधयम से उतपन्न सबूतों के साथ-साथ 
त्कसी उतपाद के व्यािसामयक इस्तेमाल (कभी-कभी िास्तत्िक 
दुत्नया डेटा कहा जाता है) से उतपन्न डेटा पर भरोसा करते हैं। दिा 
संयोजनों के लाभों और जोखखमों को त्नधा्पररत करने में, नैदात्नक 
परीक्णों से डेटा के अत्तररक्त, िास्तत्िक दुत्नया के डेटा का एकत्रित 
करना एक महतिपूण्प घटक है। यदद एकल उपचारों को इस्तेमाल हेतु 
ममलाया जाता जाता है, तो ऐसे त्नण्पय लेने और रोत्गयों के शलए पहुंच 
सुत्नक्चित करने की प्रत्रिया अमधक जदटल हो जाती है। भुगतानकता्प 
अत्तररक्त लाभ के स्पटि प्रमाण के साथ-साथ एक ही समय में दो या 
अमधक उपचारों का इस्तेमाल करने से प्रापत सुरक्ा को देखना चाहेंगे।

जदटलता को जोडकर, अलग-अलग भुगतानकता्प समान अधययनों 
से डेटा की अलग-अलग व्याखया कर सकते हैं, जजससे अलग-अलग 
किरेज त्नण्पय शलए जा सकते हैं। संयोजन शचत्कतसा का अनुसरण 
करने पर त्िचार कर रहे पररिारों को यह जानकारी होनी चात्हए त्क 
ऐसा करना उनहें आरथनिक रूप से कैस ेप्रभात्ित कर सकता है।

रोगी और देखभालकता्प पर बोझ

इस प्रभाि को समझने के अत्तररक्त जो कई उपचारों के समितती 
उपयोग का रोगी के पररणामों पर पड सकता है, रोत्गयों और 
देखभालकता्पओं के दैत्नक जीिन पर प्रभाि का मूलयांकन करने 
और संतुलन करने की भी आिशयकता है। खुराक, उपचार के 
शलए अनुसूची, और संयोजन शचत्कतसा दृमटिकोण से संबंमधत देने 
का माग्प सभी पर त्िचार त्कया जाना चात्हए। उपचार जोडने के 
पररणामस्िरूप पररिारों पर अत्तररक्त बोझ पड सकता है, जजसमें 
स्कूल या काय्पस्ल पर अनुपस्स्त्त िाममल है। बढ़ी हुई सुरक्ा 
त्नगरानी से जुडे पररिारों पर अत्तररक्त बोझ की भी संभािना है–जो 
एकल शचत्कतसा के शलए आिशयकता से अमधक और अत्तररक्त है–जो 
िायद संयोजन उपचारों के साथ चल सकती है। संयोजन दृमटिकोण 
का अनुसरण करते समय इन त्िचारों का मूलयांकन त्कया जाना 
चात्हए।

अनय रहतवपयूणमा सयोच-क वचार
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एकल दिा अनुमोदन प्रापत करने की 
प्राथममकता
अंत में, यह पहचानना महतिपूण्प है त्क संयोजन के शलए त्िचाराधीन 
उपचार त्िकशसत करने िाली कंपत्नयों के शलए, संभात्ित लागतों 
और लॉजजन्स्टक बाधाओं सत्हत अत्तररक्त जदटलताए ंहैं। ऊपर िण्पन 
अनुसार, पूि्प-नैदात्नक डेटा त्िकशसत करने, आिशयक नैदात्नक 
परीक्ण करने, त्नयामक समीक्ा करने और व्यािसायीकरण और 
प्रत्तपूरतनि गत्तत्िमधयों को आगे बढ़ाने के शलए महतिपूण्प अत्तररक्त 
आिशयकताए ंसभी कंपनी के त्नण्पय लेने की त्रिया के शलए प्रासंत्गक 
हैं। ये त्िषय और अमधक जदटल हो जाते हैं जब संयोजन के शलए 
मूलयांकन की जा रही दिाए ंदो या दो से अमधक त्िक्भन्न कंपत्नयों 
के उतपाद होती हैं, जजनहें आखखरकार सभी कंपत्नयों के सहयोग की 
आिशयकता होती है।

SMA में, जहां देखभाल के ित्पमान मानक में अनुमोददत SMN-
बढ़ाने िाली दिाओं का इस्तेमाल िाममल है, यह तक्प संगत है त्क 
SMN-बढ़ाने िाली नई दिाओं को त्िकशसत करने िाले प्रायोजक 
अपने यौत्गक के शलए एकल एजेंट अनुमोदन हाशसल करने को 
प्राथममकता देंगे। अनय प्रकार की त्रिया-प्रणाशलयों के साथ दिाए ं
त्िकशसत करने िाली कंपत्नयों को यह त्िचार करने की आिशयकता 
होगी त्क कया सबसे पहले एकल-एजेंट अनुमोदन का अनुसरण 
करना है या ित्पमान में SMN-बढ़ाने िाली दिा का उपयोग करने 
िाले रोत्गयों को िाममल करने के शलए उनके परीक्ण को उशचत रूप 
से कैसे त्डज़ाइन करना है। निीन एजेंट जो उपचार की एक अलग 
त्रिया-प्रणाली पर त्नभ्पर हैं, के साथ अनुमोददत उपचारों के संयोजन 
से देखभाल के मानकों का लाभ उिाने के शलए इन दृमटिकोणों को 
अकसर ऑनकोलॉजी सेटटनिग में देखा जाता है, जहां कई नैदात्नक 
अधययन मानक कीमोथेरेपी के साथ दो और तीन दिा संयोजनों  
के प्रभाि का मूलयांकन कर रहे हैं। 

पररणाम
Cure SMA का एक रणनीत्तक लक्य उपचार त्िकशसत करने के 
शलए SMN से परे निीन लक्यों का पता लगाना है जो रोगसूचक 
रोत्गयों के शलए संयोजन या अकेले में, लाभ प्रदान करेंगे। जैसे-जैसे 
हम इस लक्य का अनुसरण करते हैं, हम इस सामुदामयक कथन में 
चचा्प त्कए गए सभी ततिों पर त्िचार करेंगे। इन त्िचारों को रेखांत्कत 
करके, हमारा लक्य संभात्ित त्िकलपों को बेहतर ढंग से समझने और 
कुछ महतिपूण्प मुद्ों का मूलयांकन करने में रोत्गयों, पररिारों और 
देखभालकता्पओं की मदद करना है।

SMA के शलए नए उपचारों की अगिाई करने िाली िैज्ात्नक और 
नैदात्नक प्रगत्त हमारे समुदाय के शलए बेहतर पररणाम और महतिपूण्प 
आिा प्रदान कर रही है, भले ही SMA रोत्गयों के शलए महतिपूण्प 
अपूण्प आिशयकता बनी हुई है। यह समझने लायक है त्क इन नए 
एकल एजेंटों को और भी अमधक प्रगत्त के शलए संयोजजत करके 
उनसे लाभ उिाने, बीमारी के सभी चरणों और सभी उम्र के रोत्गयों 
के शलए पररणामों में सुधार करने के अिसरों के बारे में प्रश्न हैं। ऊपर 
िण्पन अनुसार, इन अिसरों को संबोमधत करने के शलए SMA के 
शलए संयोजन शचत्कतसा दृमटिकोण त्िकशसत करने के प्रयास एक 
मजबूत िैज्ात्नक तक्प  पर आधाररत होने चात्हए ंऔर सुरक्ा और 
प्रभािकाररता का मूलयांकन करने के शलए नैदात्नक अधययन के  
संदभ्प में इसका अनुसरण त्कया जाना चात्हए।

14 http://www.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf
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CURE SMA

• श्वसन के मूल तति

• देखभाल त्िकलप

• SMA के आनुिांशिक कारक 

• अस्स्मांसपेिीय तंरि

• पोषण के मूल तति

• SMA को समझना

कयोर SMA एक लाभ-त्नरपेक् संगिन है और इसमें पररिारों, स्कलत्नियनों और िोध िैज्ात्नकों का त्िश्वव्यापी नेटिक्प  है, जो SMA 

िोध को आगे बढ़ाने, प्रभात्ित व्यशक्तयों/देखभालकता्पओं की सहायता करने और SMA के बारे में जनता और व्यािसामयक समुदायों 

को शिक्क्त करने में साथ ममलकर काम कर रहे हैं।

कयोर SMA त्नष्पक् सहायता का एक संसाधन है। हम SMA से ग्रशसत लोगों और उनके त्प्रयजनों की सहायता के शलए हैं और त्कसी 

त्िशिटि पसंद या त्नण्पय का समथ्पन नहीं करते। लोग और देखभालकता्प इस बारे में अलग-अलग तरीके से तय करते हैं त्क पररस्स्त्त 

के अनुसार, उनके व्यशक्तगत त्िश्वासों के अनुरूप उनके शलए अछिा कया होगा। अक्भभािकों और पररिार के अनय महतिपूण्प सदस्यों 

को इन त्िषयों पर अपनी भािनाओं पर चचा्प कर पाना चात्हए और अपनी SMA टीम से प्रश्न पूछने चात्हए। इस प्रकार के त्नण्पय हलके 

में नहीं लेने चात्हए और सभी त्िकलपों पर सोच-समझकर त्िचार करना चात्हए। SMA से संबंमधत सभी त्िकलप बहुत ही व्यशक्तगत 

होते हैं और इनमें व्यशक्तगत मूलय झलकने चात्हए, साथ ही यह त्क हर एक व्यशक्त और उनके पररजनों के शलए सबसे अछिा कया 

होगा।

Cure SMA यहां आपकी सहाय्ता के लिए है। सीखना जारी रखने के लिए, कृपया उपिब्ध 
केयर सीरीज िकुकिेट देखें:



800.886.1762 ∙ फै्स 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

आखरी बार मार्च 2020 में अपडेट किया गया


