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ขอบคุุณที่่�พิิจารณาการศึึกษา
วิิจััย STEER
การศึึกษาวิิจััยทางคลิินิิก คืือ การศึึกษาวิิจััยประเภทต่่าง 
ๆ ที่่�ดำำ�เนิินการเพ่ื่�อศึึกษาเพิ่่�มเติิมว่่าร่่างกายตอบสนอง
ต่่อยาบางชนิิดอย่่างไร และยาดัังกล่่าวทำำ�งานอย่่างไรต่่อ
โรคหรืืออาการทางการแพทย์์ที่่�เฉพาะเจาะจง 

บุุตรของท่่านอาจได้้รัับหรืือไม่่ได้้รัับประโยชน์์โดยตรง
จากการเข้้าร่่วมในการศึึกษาวิิจััยนี้้� แต่่ข้้อมููลที่่�เราได้้
เรีียนรู้้� อาจจะช่่วยเหลืือเด็็กคนอื่่�น ๆ ที่่�เป็็นโรคกล้้ามเนื้้� อ
อ่่อนแรงจากไขสัันหลัังเสื่่�อมได้้ในอนาคต

การเข้้าร่่วมในการศึึกษาวิิจััยทางคลิินิิกจะเป็็นไปตาม
ความสมััครใจ ท่่านและบุุตรของท่่านสามารถยุุติิการเข้้า
ร่่วมได้้ทุุกเมื่่�อ

หากท่่านสนใจเรีียนรู้้�เพิ่่�มเติิมเกี่่�ยวกัับการศึึกษาวิิจััย 
STEER โปรดติิดต่่อ

วััตถุุประสงค์์ของการศึึกษาวิิจััย 
STEER คืืออะไร
วัตัถุุประสงค์์ของการศึึกษาวิิจััย STEER คืือ การ
ทำำ�ความเข้้าใจว่่ายีีนบำำ�บััด OAV101 ท่ี่�ใช้้ในการศึึกษา
วิิจััยนั้้� นปลอดภััยและจะเป็็นประโยชน์์ต่่อการพััฒนา
กำำ�ลังของกล้้ามเนื้้� อและการเคลื่่�อนไหวในเด็็กที่่�อายุุ 2 ปีี  
ไปจนถึึงน้้อยกว่่า 18 ปีี  ที่่�เป็็นโรคกล้้ามเนื้้� ออ่่อนแรงจาก
ไขสัันหลัังเสื่่�อมชนิิดที่� 2 หรืือไม่่

OAV101 คืือ ยีีนบำำ�บััดที่�มีีส่่วนของยีีน SMN1 ท่ี่�ทำำ�หน้้าที่่�
บำำ�บััดโรคที่่�จำำ�เป็็นสำำ�หรัับเซลล์ประสาทสั่่�งการในการ
ผลิิตโปรตีีน SMN เป้้าหมายคืือการเพิ่่�มจำำ�นวนโปรตีีน 
SMN เพื่่�อป้้องกัันไม่่ให้้เซลล์ประสาทสั่่�งการใด ๆ เสีีย
หายเพิ่่�มเติิม

ที่่�ยีีน  
SMN1 ที่่�ทำำ�หน้้าที่่�บำำ�บััดโรค

เซลล์ประสาท
สั่่�งการ

โปรตีีน 
SMN1



การศึึกษาวิิจััยนี้้� มีีเพื่่�อใคร 
เด็็กอายุุ 2 ปีี ไปจนถึึงน้้อยกว่่า 18 ปีี
ที่่�เป็็นโรคกล้้ามเนื้้� ออ่่อนแรงจาก
ไขสัันหลัังเสื่่�อมชนิิดที่่� 2 ซึ่่�ง:

•	สามารถนั่่�งได้้เอง แต่่ไม่่สามารถเดิินได้้เอง
•	เริ่่�มแสดงอาการของโรคกล้้ามเนื้้� ออ่่อนแรง

จากไขสัันหลัังเสื่่�อมในตอนอายุุ 6 เดืือนขึ้้� นไป
•	ยัังไม่่เคยได้้รัับการรัักษาใด ๆ ท่ี่�เพิ่่�ม SMN 

จะเกิิดอะไรขึ้้� นบ้้างระหว่่าง
การศึึกษาวิิจััย
หากมีีคุุณสมบััติิเหมาะสม บุุตรของท่่านจะอยู่่�
ในการศึึกษาวิิจััยเป็็นเวลาไม่่เกิิน 72 สััปดาห์์ 
(ประมาณ 17 เดืือน) และจะมีีการนััดตรวจ
ประมาณ 29 ครั้้� ง สำำ�หรัับการทดสอบต่่าง ๆ 
เพื่่�อตรวจสุุขภาพของบุุตรของท่่าน บุุตรของ
ท่่านจะมานอนที่่�โรงพยาบาล 2 ครั้้� ง เพื่่�อรัับ
การรัักษา

การตรวจคััดกรอง
ไม่่เกิิน 60 วััน | การนััดตรวจอย่่างน้้อย 2 ครั้้� ง

การตรวจวััดค่่าเริ่่�มต้้น (เริ่่�มการศึึกษาวิิจััย) 
1 วัันก่อนการรัักษา | การนััดตรวจ 1 ครั้้� ง

ระยะการรัักษาช่่วงที่่� 1  
การเข้้าพัักในโรงพยาบาล

ระยะการติิดตามผลช่่วงที่่� 1 
52 สััปดาห์์ (1 ปีี ) | การนััดตรวจ 18 ครั้้� ง

ระยะการรัักษาช่่วงที่่� 2  
การเข้้าพัักในโรงพยาบาล

ระยะการติิดตามผลช่่วงที่่� 2 
12 สััปดาห์์ (3 เดืือน) | การนััดตรวจ 8 ครั้้� ง

จะให้้การรัักษาในการศึึกษา
วิิจััยอย่่างไร
•	จะให้้ OAV101 ในการฉีีดแบบครั้้� งเดีียวเข้้าไปใน

กระดููกสัันหลัังส่่วนล่่าง กระบวนการนี้้� เรีียกว่่าการฉีีด
เข้้าช่่องไขสัันหลััง

•	บุุตรของท่่านจะได้้รัับการรัักษาของการศึึกษาวิิจััย
ในโรงพยาบาล และจะนอนพักค้้างคืืนเป็็นเวลาสอง
ถึึงสามวััน

ระยะการรัักษาช่่วงที่่� 1 

บุุตรของท่่านจะได้้รัับการกำำ�หนดให้้มีีโอกาสได้้รัับ 
OAV101 หรืือ “หััตถการฉีีดเทีียม”

•	หััตถการฉีีดเทีียมคืือการใช้้เข็็มเปล่่าแทงเข้้าไปที่่�
หลัังส่่วนล่่าง จะไม่่มีีการให้้ยา หััตถการฉีีดเทีียมมีี
ความสำำ�คัญ เนื่่�องจากทำำ�ให้้แพทย์์สามารถเข้้าใจ
ผลกระทบของ OAV101 ได้้ดีียิ่่�งขึ้้� น

•	ท่่านและแพทย์์ผู้้�วิิจััยจะไม่่ทราบว่่าบุุตรของท่่าน
อยู่่�ในกลุ่่�มใด วิธิีีนี้้� จะช่่วยให้้การศึึกษาวิิจััยมีีความ
เป็็นธรรมและปราศจากอคติิ

ระยะการรัักษาช่่วงที่่� 2
หลัังเสร็็จสิ้้� นการนััดตรวจเพื่่�อติิดตามผล 1 ปีี  บุุตรของ
ท่่านจะได้้รัับการตรวจสอบสุุขภาพเพิ่่�มเติิมไม่่กี่่�ครั้้� ง 
เพื่่�อจะได้้แน่่ใจว่่าเขา/เธอมีีคุุณสมบััติิเหมาะสมต่่อการ
เข้้าสู่่�ระยะการรัักษาช่่วงที่่� 2

•	เด็็กที่่�มีีคุุณสมบััติิตามเกณฑ์์และได้้รัับการทำำ�
หััตถการฉีีดเทีียมระหว่่างระยะการรัักษาช่่วงที่่� 1 จะ
ได้้รัับ OAV101

•	เด็็กที่่�มีีคุุณสมบััติิตามเกณฑ์์และได้้รัับ OAV101 จะ
ได้้รัับการทำำ�หััตถการฉีีดเทีียมในรอบนี้้� 

OAV101  
การรักัษาช่ว่งที่่� 1

หััตถการฉีีดเทีียม  
การรัักษาช่่วงที่่� 2

หััตถการฉีีดเทีียม  
การรัักษาช่่วงที่่� 1

OAV101  
การรักัษาช่ว่งที่่� 2

หรืือ

บุุตรของข้้าพเจ้้าจะต้้องเข้้า
รัับการทดสอบอะไรบ้้าง

บุุตรของท่่านจะไม่่ได้้เข้้ารัับการทดสอบทุุก
อย่่างในการนััดตรวจแต่่ละครั้้� ง ทั้้� งนี้้� อาจจะมีี
การทดสอบเพิ่่�มเติิมบางอย่่างเช่่นกัน ปรึึกษา
แพทย์์ผู้้�วิิจััยเพื่่�อขอข้้อมููลเพิ่่�มเติิม

การตรวจเลืือด

การทดสอบการหายใจ

การทำำ�งานของหััวใจ

การตรวจปัสสาวะ

การเอ็็กซ์์เรย์์

การถ่่ายภาพหััวใจ

การทดสอบกำำ�ลังัของกล้า้มเนื้้� อ

การตรวจระบบประสาท 

การตรวจร่างกาย

การเจาะน้ำำ��ไขสัันหลััง

เมื่่�อสิ้้� นสุุดการศึึกษาวิิจััย บุุตรของท่่านจะมีีทาง
เลืือกในการสมััครเข้้าร่่วมในการศึึกษาวิิจััยเพื่่�อ
ติิดตามผลระยะยาว ซึ่่�งจะมีีการเฝ้้าติิดตาม
สุุขภาพของบุุตรของท่่านต่่อไปอีีก 15 ปีี


