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TONG QUAN VA MUC PiCH

BENH TEO CO TUY

Bénh teo co tly (spinal muscular atrophy, SMA) [a mot can
bénh Idy di strc manh thé chit clia b&nh nhan bang cach

tac dong dén cac té bao than kinh van dong trong tly sdng,
lam suy gidm kha nang di lai, an uéng hodc hit thd. SMA anh
hudng dén khodng 1/11,000 tré so sinh va cr 50 nguai My
thi 6 1 ngudi mang gen bénh.

Bat chap tac dong khiing khi€p clia can bénh nay, gio day
chung ta da c6 ly do dé hy vong. Nh& su tén tdm clia céng
dong cling nhu tri tué cdia cac nha nghién clru, gio day da cé
nhiéu phuong phap diéu tri dugc Cuc Quan Iy Thuc phdm va
Dugc pham (Food and Drug Administration, FDA) Hoa Ky phé
duyét ma muc tiéu la di truyén hoc co s& cia SMA.

Nhung cdng viéc cla ching ta chua hoan tat. Chdng ta can
phat trién va trién khai cac liéu phap va cach ti€p can diéu tri
khac ma thic day hon nira cac budc dot pha, dong thai ti€p
tuc thay d6i tién trién cia SMA cho moi ngudi bi anh hudng,
tlr tré so sinh dén nguai I6n, cho dén khi chidng ta tim ra
cach chira khdi can bénh nay.

V@i nhirng phuong phap diéu tri mé&i cho SMA, moi nguai
sé& hoi: “Liéu két hgp nhirng liéu phap nay c6 thé dem lai két
qua kha quan hon khéng?” Cau hdi nay dac biét xac dang

vi cac liéu phap don 1é c6 thé tac ddéng dén tirng bénh nhan
theo nhiéu cach khac nhau do nhiéu yéu t6 — trong dé cé do
tudi hién tai cia cha me, dd tudi bat dau diéu tri, loai va giai
doan bénh, cling nhu dd nang cla cac triéu chirng.

Cure SMA d3 1ap Bdo cdo cong ddng nay dé cac gia dinh va
ngudi cham séc hiéu ré hon chd dé phirc tap vé viéc két hop
cac phuong phap diéu tri, bao gém ca nhirng lgi ich va giéi
han c6 thé cé. V&i nd luc nay, ching téi hy vong sé& tao ra nén
mong d€ bénh nhan va gia dinh c6 thé hgp tac vai cac bac st
cGia ho nham muc dich danh gia va kién tri theo phuong an
diéu tri t6i uu. Nhu thudng &, Cure SMA khuyén bénh nhan
nén tham khao y kién cac nha cung cap dich vu cham soc sirc

khée cta ho vé bat ky cdn nhac hay quyét dinh diéu tri nao.



PIEU TRI SMA

CO TIEN BO NHUNG VAN CON NHU CAU
CHUA BUQC BAP UNG

Cé nhiéu cach tiép can dang dugc khai thac dé diéu tri SMA. Trong d6 bao gém nhirng né luc dé tang
lwgng protein ng-ron van déng sinh tén (survival motor neuron, SMN) trong co thé bang cach thay thé
hodc stra chira gen SMN1 bij 16i ho&c diéu chinh “gen dy phong” SMN2 hoat déng kém. Day Ia kié€u tri
lieu “phu thudc vao SMN". Cach ti€p can thir hai thuong dugc goi la “khéng phu thuéc vao SMN” nham
muc tiéu dén cac dudng dan, hé théng va qua trinh khac bén trong co thé. (Xem Hinh 1, Bang 1)

HINH 1: CAC PIEM KHA THI CUA BIEN PHAP CAN THIEP TRI LIEU DA XAC DINH

NO-RON VAN PONG

+ BAO VE CHONG BI LIEN HOP THAN KINH
THUONG/TU VONG e —— » NGAN NGUA MAT LIEN HOP THAN KINH
’ + TANG CUONG CHUC NANG LIEN HOP
THAN KINH

TIEP HQP THAN KINH-CO

+ CAITHIEN PHAT TRIEN/HINH THANH
« NGAN NGUA CAT DAY THAN KINH

+ CAI THIEN CHUC NANG LIEN HOP
THAN KINH

co ]
+ NGAN NGUA MAT
CHUC NANG VAN
DONG HOAC
KHOI PHUC

SQITRUC VAN PONG

« CAI THIEN DAN TRUYEN
TIN HIEU TOI CO

+ CAI THIEN VAN CHUYEN SOI TRUC

No-ron van dong dwéi: té& bao than kinh cé than té bao trong ty séng va cac soi truc nhd ra bén ngoai tiy sdng dé phan bé cac day than
kinh va diéu khién co. Mat no-ron van dong duéi dwoc coi la dau hiéu dac trung clia SMA. Sei truc van dong: no-ron dai, manh, nhd ra
thue hién cac xung dién dé truyén thong tin dén cac no-ron khac hodc co. Lién hop than kinh: mdt cAu tric cho phép no-ron chuyén tiép
tin hiéu dién hodc héa hoc t¢i mét no-ron khac hodc téi té bao thuc thi muc tiéu. Tiép hop than kinh-co: lién hop than kinh héa hoc duoc
hinh thanh tlr tiép xtc gilra mot no-ron van dong va mot soi co. Tai tiép hop than kinh-co, no-ron van dong cé thé dan truyén tin hiéu toi
s0i co, khién co co that. Co: chiva cac soi protein gdm soi actin va soi myosin trut qua nhau tao ra co that 1am thay déi ca chiéu dai va
hinh dang ctia cac té bao co tao ra Iwc va chuyén dong.



BANG 1: CAC PHUONG PHAP TR LIEU

CAC PHUONG PHAP TRI LIEU PHU THUQC VAO SMN

CAC PHU'ONG PHAP TRI LIEU KHONG PHY
THUQC VAO SMN

Nhirng buéc dét pha gan day dan dén viéc FDA
phé duyét nhiéu liéu phap da dem lai cho cdng
doéng SMA nhirng phuong an diéu tri méi. Tuy
nhién, v&i nhiéu bién s6 c6 lién quan dén SMA -
trong d6 c6 nhirng khac biét vé do tudi khai phat,
dd nang cla cac triéu chirng va anh hudng dén
cac hoat dong sinh hoat hang ngay — nhirng liéu
phap nay c6 thé khéng phu hgp hoac hiéu qua
cho tat cd bénh nhan va kiéu thuc hién diéu tri
cling nhu cac van dé an toan c6 lién quan c6 thé
dat ra nhirng ganh nang dang ké déi vai bénh
nhan va gia dinh ho.

Khi ngay cang cé nhiéu ngu i trdi nghiém thyc
té cac phuong phap diéu tri méi nay, ching ta
sé tim hiéu thém vé co ché hoat déng cla cac
phuong phap diéu tri nay, mdi trudng va tinh
hudng bénh nao ma cac phuong phap diéu tri
c6 hiéu qua nhat, cling nhu nhirng thiéu sét
quan trong van tén tai trong cac phuong phap
diéu trij san co6.

Vi du: c6 vé nhu bién phap can thiép bang liéu
phap c6 thé hiéu qua hon khi dugc thuc hién &
cac giai doan dau cta bénh (bao gom truéc khi
thay rd cac triéu chirng). Diéu nay khién bénh
nhan c6 bénh tién trién hon cén nhiéu nhu cau
khéng dugc dap rng. Ho c6 thé can cac liéu phap
nham muc tiéu dén cac triéu chirng ngoai cac liéu
phap nham dén tac nhan di truyén co s& ciia SMA.

Nhu da dugc ghi chép lai trong bao cao ndi bat
clia Cure SMA c6 tén Bao cao vé y kién ctia bénh
nhan’ va cac hoat doéng khao sat, bénh nhan SMA
c6 mét loat cac nhu cau y té nghiém trong chua
dugc dap irng can dugc gidi quyét thong qua cac
cach ti€p can diéu tri. Trong d6 bao gom cac van
deé vé hé hap, van dé vé an, mat kha nang di lai,
khéng thé giao ti€p va dau budn, cling nhu nhiéu
van dé khac.

Y tudng két hgp cac phuong phap diéu tri bat
nguon tir kha nang thay duoc lgi ich gia tang
hodc tong hgp bang cach giai quyét dong thai
nhiéu khia canh ctia bénh dé cai thién két qua cho
bénh nhan. Gan day c6 rat nhiéu vi du ma trong
do, cac cach ti€p can két hgp da cho ra nhirng

két qua tich cuc trong nhiéu bénh nghiém trong,
bao gém ca vi-rat gay suy gidm mién dich & ngudi
(HIV), nhiéu loai bénh ung thu va mot s6 bénh
trang do tac nhan di truyén nhat dinh.234

Mac du chua c6 bang chirng thuyét phuc nhung
trong cdng déng SMA van cé rat nhiéu ngudi
quan tam dén viéc tim hi€u xem liéu c6 thé thay
dugc nhirng két qua nhu vay & bénh nhan SMA
hay khéng. Bdo cao nay trinh bay tong quan vé
cac co hdi, chu y than trong va gidi han nén duogc
can nhac khi danh gia nhirng cach ti€p can nay,
bat dau tir viéc hinh thanh cach hiéu ré rang vé
y nghia cta thuat ng{r “liéu phap két hop”.

' http://www.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf 2 https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/30937182

2 https://www.eurekalert.org/pub_releases/2018-11/mali-cgt111318.php 4 https://www.nature.com/articles/s41434-019-0071-x
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THUAT NGU “LIEU PHAP KET HOP”

C6 thé sir dung cum tir “liéu phap két hgp” cho
nhiéu y nghfa trong cac bénh va trong nhiéu tinh
hudng khac nhau. B6i khi, thuat ngir nay dugc
dung d& mo ta viéc két hgp nhiéu cach tié€p can
diéu tri. Vi du: truding hop nay dién ra trong diéu
tri bénh ung thu khi két hgp héa tri véi xa tri va/
hodc phau thuat. Cum tir “liéu phap két hgp” cling
c6 thé md ta qua trinh str dung mat sé loai thudc
theo trinh ty hodc luan phién, nhu trong trudng
hgp modt sd bénh ung thu khi liéu phap mién dich
dugc sir dung dau tién dé kich hoat hé mién dich
c@ia bénh nhan va ngay sau dé tién hanh héa tri
hodc cho dung chét tri liéu muc tiéu dé c6 “két
hop hiéu qua”.

PUQC BPINH NGHIA CHO SMA

Trong bao cao nay, chung tbi dinh nghia

“liéu phap két hop” la “Hai hoac nhiéu
chat tri liéu (thuwdng la thudc hoac ché
pham sinh hoc) - phat huy céng dung
thong qua co ché hoat dong giong hoac
khac nhau - duoc str dung dong thoi”.
Can luu y rang mot sé thudc cé thé cé tac
dung trong khoang thai gian dai sau khi
dung, vi du nhu liéu phap thay thé gen.
Pinh nghia “str dung déng thoi” nay bao
ham cac thuéc c6 thé chi str dung mét
Ian nhung van cé tac dung sinh hoc déi

v@i bénh nhan.



CAC CACH TIEP CAN DIEU TRI KET HOP

TONG QUAN

Trong cong déng SMA, ngay cang cé nhiéu ngudi quan tam
liéu phap két hgp c6 thé cai thién két qua hay khdéng trong
b&i canh thanh céng khi két hgp cac liéu phap trong diéu

tri nhirng bénh khac. Ngay cang cé nhiéu bang chirng vé
thanh cong clia cac cach ti€p can két hgp trong diéu tri bénh
nang, bao gom ca trudng hop st dung thuéc khang HIV AZT
(azidothymodine) d€ diéu tri HIV/H&i chirng suy gidm mién
dich mac phai (AIDS) ® va cac phac dé hda tri dung nhiéu
thudc nhu R-CHOP (rituximab [Rituxan], cyclophosphamide,
doxorubicin hydrochloride, vincristine [Oncovin],
prednisolone) dé diéu tri u lympho.

Ngoai ra, trong Iinh vure nghién cru ung thu, cac tiéu chudn
cham séc cho nhiéu loai u nay da bao gom két hgp gitra cac
phuong thirc dua trén thuéc, vi du nhu phac do diéu tri két
hgp gém liéu phap muc tiéu va liéu phap mién dich. Tién
trién nay da khi€n nhiéu nguoi nhiét tinh cho rang cach tiép
can két hgp c6 thé hiéu qua cho cac bénh trang hiém gap
khac, trong d6 c6 SMA. Vi du: c6 ngudi quan tdm dén viéc xac
dinh liéu két hgp mot thudc tang SMN véi mot thubce tang
cudng chirc ndng co hodc bao vé than kinh cé thé dem lai lgi
ich tri liéu I&n hon so véi khi chi s&r dung mot trong nhirng
loai thudc dé hay khéng.

Quyét dinh két hgp cac liéu phap trong méi truwdong diéu tri bat ky bénh nao ciing

phai duwgc can nhac ky va dugc ti€n hanh mat cach than trong, dong thai phai dua

trén co s& khoa hoc chac chan véi su ting hd ctia bang chirng cho thay viéc két hgp

sé cai thién két qua vuot mirc rai ro c6 thé gia tang.’

S https://www.niaid.nih.gov/diseases-conditions/antiretroviral-drug-development

¢ https://www.medicalnewstoday.com/articles/324261.php

T https:/lwww.merckmanuals.com/home/cancer/prevention-and-treatment-of-cancer/combination-cancer-therapy



CAN NHAC RUI RO VA LOT fCH CUA LIEU PHAP KET HOP

C6 nhiéu van dé phai dugc gidi quyét, bao goém ca viéc can
bang lgi ich tiém nang cé thé thu dugc tir liéu phap két hgp,
v@i kha nang gia tang rdi ro an toan. Ciing can phai hiéu
dugc nhirng chi phi khac cé thé phat sinh khi s&r dung nhiéu
liéu phap.

Diéu dac biét quan trong la phai tranh giad dinh rang viéc két
hop cac phuong phap diéu tri sé ludn thu dugc nhiéu lgi ich
hon hoac sé cai thién két qua. Trén thurc t€, trong mét so
trudng, viéc hgp két hgp hai hodc nhiéu liéu phap cé thé dan
dén giam hiéu nghiém va thém tac dung phu bat Igi so vdi
két qua khi chi str dung riéng 1é mot trong nhirng cach diéu
tri d6. Trong cac trudng hgp viung ria, néu cé, lgi ich va doc
tinh tram trong hon phat sinh tur viéc két hgp cac liéu phap
da dugc ghi lai trong cac nghién cru cho nhiéu bénh khac
nhau, trong d6 c6 nhiéu loai bénh ung thu va viém khép
dang thap. &°

Khi danh gia tac dong tiém tang cla cach tiép can liéu phap
két hgp, cac nghién cru Iam sang thudng so sanh két qua
tlr cac phuong phap diéu tri két hgp vai khi chi str dung mot
phuong phap diéu tri don |é. Cac két hgp thuong dugc coi
la thanh cdng néu cing nhau tao ra phan héi tot hon so véi
két qua du kién sé dat dugc khi str dung tirng phuong phap
diéu tri riéng |&. Tuy nhién, vi cac két hgp phuong phap diéu
tri c6 thé cé tac dung cdng dén hodc tham chi la téng hgp
do tuong tac hda hoc va sinh hoc clia cac hgp chat nén phan
quan trong nhat khi danh gia trién vong cla cach tiép can dé
la mirc d6 cai thién két qua cta két hgp dé."°

8 https://ascopubs.org/doi/abs/10.1200/jc0.2012.30.15_suppl.2572
° https://onlinelibrary.wiley.com/doi/pdf/10.1002/art.1780371012
10 https://www.nature.com/articles/nm.4426

DPong thaoi cling phai luu y rang tac dung cha liéu phap sé
thay d6i, tuy thudc vao ca ché hoat dong ctia thudc. Vi du:
doi vdi SMA, viéc sir dung hon mét loai thuéc nham dén muc
tiéu tang protein SMN c6 thé khéng ¢6 Igi ich cdng dén néu
chi mot loai thudc don 1é da co thé dat dugc ngudng can
thiét dé c6 tac dong SMN t6i da. Mat khac, viéc két hgp thuéc
tang SMN v&i mét loai thuéc khac (vi du: liéu phap nham dén
muc tiéu cai thién chirc nang co) c6 thé ¢6 Igi vi hai liéu phap
€6 thé co tac déng tich cuc cong don.

Nhirng can nhac khac déi vai viéc két hgp cac liéu phap bao
g6ém thai diém diéu tri va tién trién bénh cGa bénh nhan. Vi
du: cé nhiéu van dé xac dang can can nhac vé anh hudng cda
cac giai doan bénh (vi du: giai doan dau so véi giai doan cudi)
dén thanh céng clia cach ti€p can liéu phap két hgp. vVan dé
nay xudt hién thudng xuyén khi can nhac tinh hiéu qua tiém
nang clia mot liéu phap (vi du: moi ngudi thudng gia dinh

la diéu tri sém hon trong tién trinh bénh c6 thé cai thién co
héi dat dugc két qua tot), trong khi c6 nhirng ggi y khac lién
quan dén kha nang gia tang rui ro va twong tac bat lgi gitra
cac thudc c6 lién quan trong béi canh cu thé cda liéu phap
két hop.

Phan con lai cGia bao cdo nay sé trinh bay chi ti€t bé sung va
bGi cadnh cho nhirng can nhac nay trong viéc diéu tri SMA.



NHONG PIEU CAN CAN NHAC

pOI VOI LIEU PHAP KET HOP

PO AN TOAN VA HIEU LUC

TAM QUAN TRONG CUA VIEC PANH GIA RUI RO AN TOAN POI VOI CAC

LIEU PHAP KET HOP

Viéc str dung bat ky loai liéu phap nao déu gan lién vdi rdi ro
an toan, do la ly do vi sao FDA duyét xét dir liéu 1dam sang rat
can than déi véi tat ca cac loai thudc va ché pham sinh hoc
mé&i dé dam bao c6 thé sir dung an toan bédi ddi tugng bénh
nhan dy kién. Sau khi thuéc dugc ban ra thi truong, cac nha
cung cap dich vu cham séc strc khée thudng sé str dung cac
thudc nay theo chi dinh trén nhan va sé do du khi két hgp
cac chat don 1é néu khéng cé bang chirng chirng minh d6
an toan khi két hop.

Viéc danh gia do an toan khi két hgp hai hoac nhiéu liéu
phap da dugc phé duyét can dugc thuc hién trong moi
truong thir nghiém 1am sang hodc thdng qua cac quy trinh
va s6 dang ky thu thap dit liéu thé gidi thuc dugc thiét k&
phu hgp, thic day tri thirc vé hd so an toan clda riéng moi
liéu phap. Vi du: c6 thé cé cac tuong tac héa hoc va sinh hoc
gitra nhiéu phuaong phap diéu tri khi dugc sir dung dong
thoi. Van dé nay da dugc ghi nhan trong cac truong hop ma
trong d4, tac dung ctia mot loai thudc khi két hgp nhiéu loai
thudc d@a thai trir cac thuéc khac dugc két hgp, dan dén két

qua xau di."

12 https://www.aafp.org/afp/2007/0801/p391.html

Ciling c6 kha nang tac dung phu da biét ciia mét loai thuéc
don |é c6 thé bi thay d6i khi str dung loai thudc d6 theo hinh
thirc két hgp. Trudng hgp nay cé thé 1am tram trong hon

h6 so tac dung phu hoac gay ra mot tap hop cac tac dung
phu khac.

C6 nhiéu bang chirng tir cdc méi trudng diéu tri bénh va cac
cach ti€p can tri liéu khac nhau vé tuong tac gitra cac loai
thudc, vi thé, bat ky cach tiép cdn nao mudn két hgp cac
loai thudc dé diéu tri SMA déu phai danh gia hé so an toan va
kha nang tuong tac cu thé cla cach két hgp d6. Pudng dung
cling can dugc can nhac khi danh gia liéu cé kha nang st
dung dong thai hai liéu phap mét cach an toan hay khong.

'3 https://www.pharmacytimes.com/publications/issue/2011/august2011/customization-of-drug-interaction-software



CAN NHAC QUAN TRONG KHAC

BAO HIEM, BOI HOAN VA KHA
NANG TIEP CAN

Qua trinh phat trién cac liéu phap két hgp hiéu qua deé diéu
tri SMA con bao gom cac khia canh khac ngoai cac cha dé
khoa hoc, |am sang va quan ly da trinh bay trén day. Ngoai
ra, cling phai gidi quyét cac chi dé quan trong lién quan
dén kha nang ti€p can va boi hoan ddi véi cac liéu phap.

Khi dua ra cac quyét dinh bao hiém va béi hoan, cac céng ty
bao hiém dya vao bang chirng dugc tao ra théng qua qua
trinh nghién clru va phat trién, cling nhu dit liéu bat nguén
tlr viéc s&r dung sdn pham cho muc dich thuong mai (d6i khi
dugc goi la dir liéu thé gidi thuc). Ngoai dir liéu tir cac thir
nghiém |am sang, viéc thu thap dir liéu thé gidi thuc la mot
thanh phan quan trong dé xac dinh Igi ich va rai ro khi két
hop thudc. Néu cac liéu phap don 1é dugc két hgp véi nhau
dé sir dung thi qua trinh ra quyét dinh d6 va dam bao bénh
nhan ti€p can dugc sé trd nén phurc tap hon. Bén thanh
toan s&é muén xem bang chirng ré rang vé Igi ich gia tang,
cling nhu d6 an toan khi str dung dong thai hai hodc nhiéu
phuong phap diéu tri.

Ngoai dd phurc tap, cac bén thanh toan khac nhau c6 thé
dién giai dir liéu tir cing mét nghién cru theo nhirng cach
khac nhau, tir @6 dua ra nhirng quyét dinh bao hiém khac
nhau. Cac gia dinh dang can nhac thyc hién theo liéu phap
két hgp can nhéan thirc dugc anh hudng cla viéc d6 dén
gia dinh vé khia canh tai chinh.

GANH NANG DOI VOI BENH NHAN
VA NGUOT CHAM SOC

Ngoai viéc hi€u dugc tadc déng tiém tang khi str dung déng
thoi nhiéu liéu phap dén két qua cta bénh nhan, cling can
danh gia va can bang tac déng dén cuéc séng hang ngay
cl@ia bénh nhan va ngudi cham séc. Phai can nhac tat ca cac
van dé dinh murc liéu lugng, lich diéu tri va dudng dung lién
quan dén cach tiép can liéu phap két hgp. Tang thém liéu
phap c6 thé tang thém ganh nang ddi vdi cac gia dinh, bao
gom ca truong hgp phai nghi hoc hodc nghi lam. Cling cé
kha nang cac gia dinh phai chiju thém ganh nang lién quan
dén viéc tang cuong giam sat dd an toan - cao hon murc yéu
cau d6i véi mot liéu phap don 1& — ma cé thé gan lién véi cac
phuong phap diéu tri két hgp. Can tinh dén nhirng can nhac
nay khi thuc hién theo cach ti€p can két hgp.



U'U TIEN XIN PHE DUYET CHO
TUNG LOAI THUOC

Cuéi cung, can phai nhan thic dugc rang sé c6 thém nhirng
van dé phirc tap, bao gém ca chi phi cé thé phat sinh va
nhirng trd ngai trong cdng tac kho van, dé cac céng ty phat
trién cac liéu phap c6 thé dang dugc can nhac két hgp. Nhu
da trinh bay trén day, cac yéu cau bd sung dang ké nham xay
dung dit liéu tién 1dm sang, ti€n hanh thir nghiém 1am sang
can thiét, xin duyét xét clia cg quan quan ly va day nhanh cac
hoat ddong thuong mai héa va boi hoan, tat ca déu lién quan
dén qua trinh ra quyét dinh cda cdng ty. Nhirng chl dé nay
trd nén phirc tap hon khi cac thudc duge danh gia dé két hgp
1a sdn pham cha hai hay nhiéu cdng ty khac nhau, doi héi
phai cé sy hgp tac cudi cing gitra cac cong ty.

Dai vai SMA, vi tiéu chuan cham soc hién tai bao gém yéu
cau str dung cac loai thudc tang cuong SMN dugc phé duyét
thi sé& 1a hgp ly khi cac nha tai trg dang phat trién cac loai
thudc tang cwong SMN md@i sé uu tién bao dam viéc xin phé
duyét thuéc don |é cho hgp chat clia ho. Cac cong ty phat
trién thudc véi cac kiu co ché& khac sé can can nhac liéu nén
xin phé duyét thudc don Ié trudc hay lam cach nao dé thiét
ké thir nghiém ctia ho mdt cach thich hop dé bao gém ca cac
bénh nhan hién dang s&r dung mét loai thudc tang cuong
SMN. Nhitng cach ti€p can dé nang cao tiéu chuidn cham
séc bang cach két hgp cac liéu phap da dugc phé duyét véi
cac loai thuéc méi dura vao mot co ché hoat déng khac nay
thuong xuyén dugc thay trong moi trudng nghién cru ung
thu, trong dé nhiéu nghién ctru 1dm sang dang danh gia tac
déng khi két hgp hai va ba loai thudc vai hoa trj tiéu chuan.

KET LUAN

Cure SMA c6 muc tiéu chién lugc la tim cac muc tiéu mdi
ngoai SMN dé phat trién cac liéu phap sé& dem lai Igi ich cho
bénh nhan cé triéu chirng, du str dung két hgp hay doc lap.
Khi theo dudi muc tiéu nay, chiing tdi sé can nhac tat ca cac
yéu td da trinh bay trong Bao cdo cdng dong nay. Muc tiéu
cla chdng téi khi néu 1&n nhirng can nhac d6 la dé gitp cac
bé&nh nhan, gia dinh va ngudi chdm so6c hiéu ré hon nhirng
tuy chon tiém nang va danh gid mot sé van dé quan trong.

CAc ti€n bd vé khoa hoc va Iam sang dan dén cac liéu phap
ma&i dé diéu tri SMA dang dem lai nhirng két qua tét hon va
hy vong dang ké cho céng ddng clia chiing ta, m3c du van
con nhiéu nhu cau chua dugc dap irng cho bénh nhan SMA.
That dé hiéu khi c6 nhitng cau héi vé ca hdi tdn dung nhitng
thudc don I& mai nay bang cach két hgp dé thuc day tién bo
hon nira, cdi thién két qua cho tat ca cac giai doan bénh va
bé&nh nhan & moi dd tudi. Nhu da trinh bay trén day, cac né
Iuc d€ phat trién cach ti€p can liéu phap két hgp cho diéu tri
SMA nham tan dung cac co hdi nay can dugc dua trén co s&
khoa hoc chac chan va can dugc thuc hién trong b6i canh cac
nghién clru 1dm sang dé danh gia dé an toan va hiéu luc.

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

Cure SMA |a m6t t6 chirc phi lgi nhudn va la mang ludi I6n nhat trén thé gidi gém cac gia dinh, bac si tham
kham va cac nha khoa hoc nghién cru cing hgp tac nham thdc day nghién ciru vé SMA, hé trg cac ca nhan/

ngudi cham séc bi dnh hudng va pho bién kién thc vé SMA cho ngudi dan cling nhu gidi chuyén mon.

Cure SMA la ngudn hé trg khach quan. Ching téi san sang gitp d& tat cd nhirng ngudi mac SMA va ngudi than
cla ho, déng th&i khéng ing hé bat ky lua chon hay quyét dinh cu thé ndo. Méi cd nhan va ngudi chdm séc
déu cé lya chon riéng vé nhirng gi phu hgp nhat véi hoan cdnh, phti hgp véi dirc tin cad nhan ctdia ho. Cha me va
thanh vién gia dinh quan trong khac sé& dugc gidi bay cdm xuc clia ho vé nhirng chd dé nay va dat cau hdi cho
ddi ngli cham séc SMA clia ho. Cac quyét dinh d6 sé khéng dugc dua ra mét cach hoi hgt va tat cd cac phuong
an sé dugc can nhac va danh gia can than. Moi lua chon lién quan dén SMA déu rat riéng tu va sé phan anh cac

gia tri cla méi ngudi, cling nhu nhirng gi pht hgp nhat cho méi cad nhan va ngudi cham séc cta ho.

Cure SMA san sang ho tro quy vi. D& ti€p tuc tim hiéu, vui long xem céac tap sach
hién c6 trong Chuéi cham séc:

* Quy tac hit th& co ban « Hé théng co xuong
* Lua chon cham séc * Quy tac dinh dudng co ban
* Di truyén hoc vé SMA « Tim hi€u vé SMA
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