
ثمــن علاجــه  مليــون دولار.. مــاذا تعــرف
عن ضمور العضلات الشوكي؟

, يوليو  | كتبه زينب الملاح

ضمـور العضلات الشـوكي، مـرض يجعلنـا نتسـاءل لمـاذا هنـاك مـرضى تتبـنىّ حكومـاتهم تكـاليف العلاج
الباهضة بينما لا يتسنىّ لأطفال آخرين ذلك؟ لماذا لا تتبنىّ المؤسسات الخيرية العالمية تكاليف علاج
الأطفال المصابين؟  وهل ما زالت مجتمعاتنا متكافلة قادرة على ستر عجز مؤسساتنا الصحية عن

إغاثة السقيم؟

للوقوف على حجم المشكلة، سنتعرفّ إلى ماهية المرض والأعراض التي تظهر بها، إضافة إلى آليات
التشخيص وطُرق العلاج وما ننتظره في المستقبل.

ماذا يعني ضمور العضلات الشوكي؟
باختصـار ضمـور العضلات الشـوكي (SMA) هـو حالـة وراثيـة خطـيرة ونـادرة تجعـل العضلات تضعـف
وتــزداد ســوءًا بمــرور الــوقت، يــؤثرّ هــذا الاضطــراب علــى الخلايــا العصبيــة الحركيــة الواقعــة في الحبــل
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الشــوكي، المســؤولة بــدورها عــن حركــة العضلات الإراديــة، عنــدما تُصــاب هــذه الخلايــا تصــبح عديمــة
الاستجابة، ما يعني غياب الإيعاز العصبي الذي يأمر العضلة بالحركة، بالتالي تُصاب العضلات نتيجة

انعدام الحركة بالضعف والتقلص والضمور.

غالبًا ما يصيب الضمور العضلي الشوكي الرضّع والأطفال، ويصيب البالغين بنسب أقل ويجعل من
الصــــعب عليهــــم اســــتخدام عضلاتهــــم، وتظهــــر عــــدد مــــن الأعــــراض أبرزهــــا ضعــــف الــــذراعَين
والساقَين وصـــعوبة الجلوس والزحف والمشي ورعشـــة العضلات، ومشاكـــل في العظـــام والمفاصـــل،

وانحناء العمود الفقري، وفي الحالات المتقدمة تظهر مشاكل في البلع وصعوبات في التنفس.

يتمّ التشخيص عن طريق إجراء عدد من الفحوص الطبية، منها عيّنات دم لغرض إجراء الفحص
ــة العضــل (EMG)، التصــوير ــاز (CK) في الــدم، فحص مخطــط كهربائي ــاتين كين ي الجيــني، نســبة الكر

بالرنين المغناطيسي، أو قد يتمّ أخذ خزعة من نسيج العضل.

الأشخاص المصابون بالضمور العضلي الشوكي يكونون إما فاقدين لجزء من
جين SMN1 وإما لديهم جين متغيرّ

كيف تحدث الإصابة؟
ضمــور العضلات الشــوكي ليــس بــالمرض الشــائع، حيــث يصــيب طفلاً واحــدًا مــن بين  آلاف ولادة،
وتخضع الإصابة بالمرض لقوانين الوراثة المتنحية، لا يمكن أن يولد الطفل مصابًا بالضمور العضلي
الشوكي إلا إذا كان لدى كلا الوالدَين جين معيب يسبّب المرض، أي بمعنى أن الطفل كي يكون مصابًا

بالمرض يجب أن يرث نسختَين من الجين المتحور أو المعاب.

الأشخــاص المصــابون بــالضمور العضلــي الشــوكي يكونــون إمــا فاقــدين لجزء مــن جين SMN1 وإمــا
لــــديهم جين متغيرّ (متحــــوّر)، ينتج جين SMN1 الســــليم وجينــــات SMN2 بــــروتين SMN، الــــذي
ــا العصبيــة الحركيــة للبقــاء علــى قيــد الحيــاة والعمــل بشكــل صــحيح، حيث لا ينتــج تحتــاجه الخلاي
وبالتالي تتقلص الخلايا  ،SMN الأشخاص المصابون بالضمور العضلي الشوكي ما يكفي من بروتين

العصبية الحركية وتموت.



إن العائلة التي تنجب طفلاً مصابًا بضمور العضلات الشوكي، هناك احتمالية % أن تنجب طفلاً
يضًــا بضمــور العضلات الشــوكي، واحتمــال % أن يكــون طفلهــم حــاملاً للمــرض لكــن غــير آخــر مر
مصـاب بـالضمور العضلـي الشـوكي، واحتمـال % أن يكـون الطفـل سـليمًا غـير مصـاب وغـير ناقـل

للجين المصاب.



SMA أنواع
بالنســبة إلى الأطفــال والبــالغين، تختلــف شــدة المــرض مــن شخــص إلى آخــر، ويتــأثر كــل طفــل وبــالغ

بشكل مختلف، ولكل مريض تجربة خاصة مع المرض، أما الأنواع فتصنف كالتالي: 

 النوع

الأندر والأشد خطرًا، يظهر خلال العمر الجنيني ويتطور أثناء الحمل، يتحرك الجنين المصاب بشكل
قليل في الرحم، ويولد بمشاكل في المفاصل وضعف العضلات وصعوبات في التنفس، غالبًا ما يفارق

الحياة قبل الشهر السادس من عمره. 

 النوع

النــوع الطفــولي، ويُســمّى أيضًــا مــرض Werdnig-Hoffman، أو مــا يطلَــق عليهــم غــير الجــالسين
(Non-sitters)، يصيب الأطفال خلال الأشهر الستة الأولى من حياتهم، لا يتمكنّ الطفل المصاب
من دعم رأسه أو الجلوس دون مساعدة، والخوف الأكبر هو تدهور الحالة بضعف العضلات التي

تتحكم في التنفس، ما يؤدّي إلى موت الأطفال المصابين قبل إكمالهم العام الثاني.

 النوع

النــوع الطفــولي المزمــن أو Dubowitz disease، حيــث تبــدأ الأعــراض عــادة بين الشهــر  و مــن
العمر، يصيب الطرفَين السفليين في الغالب، حيث يستطيع الأطفال الجلوس لكن يصعب عليهم

.(Sitters) الوقوف دون دعم، لذلك يُطلق عليهم الجالسين

كــثر عرضــة لالتهابــات الصــدر، كمــا أن عضلات التنفــس والبلــع ممكــن أن تتــأثر، مــا يجعــل المصــاب أ
ومضاعفاته تؤثر على متوسط العمر المتوقع (قد يصلون عمر البلوغ).

 النوع

النوع الثالث هو الحالة الطفيفة من المرض، ويُسمّى أيضًا Kugelbert-Welander، تبدأ الأعراض
بالظهور بين الأعوام  و على شكل صعوبة في المشي والتهابات الجهاز التنفسي المتكررة، ممكن أن
تسوء الأعراض بالتدريج مؤثرةً على قدرة المشي والجري وصعود السلم أو النهوض من الكرسي، ولا

يؤثر هذا النوع على العمر المتوقع.

  النوع

أو النوع الذي يصيب البالغين، يظهر عند البلوغ ونادرًا ما يؤثر على التنفس والبلع أو يتطور إلى حالة
شديدة، يتقدم المرض ببطء مع مرور الوقت، ما يجعل المريض يعاني من صعوبات في حياته اليومية،



كالمشي والاستحمام وارتداء الملابس، لكن لا يؤثر على العمر المتوقع للمريض.

هــــــــل هنــــــــاك علاج لضمــــــــور العضلات
الشوكي؟

للأســف لا يوجــد علاج شــافٍ إلى يومنــا هــذا، لكــن يعــوّل البــاحثون علــى تطــوير العديــد مــن خيــارات
العلاج، خصوصًا بعد معرفة العلماء الجين المسؤول عن الإصابة.

حاليا منحت إدارة الغذاء والدواء الأمريكية (FDA) الموافقة على استخدام  عقارات بيولوجية، هي
.Risdiplamو Nusinersenو Zolgensma

(®Spinraza) نوسينرسن

(FDA) تمّت الموافقة عليه من قِبل إدارة الأغذية والعقاقير ،SMA ا لـأول علاج دوائي معتمَد دولي
عـام ، وهـو أليغنوكليوتيـد اصـطناعي مضـادّ للحساسـية (قطعـة صـغيرة مـن مـادة وراثيـة مـن

.SMN صنع الإنسان)، يستهدف الجين المصاب ويحفّز إنتاج بروتين

يُعطى العلاج للأطفال من عمر  إلى  سنة عن طريق إبرة تُحقن عبر السائل الموجود في الحبل
الشــوكي، بشكــل  جرعــات أوليــة (بفــارق  يومًــا بين جرعــة وأخــرى) ثــم يليهــا جرعــة كــل  أشهــر،



ن ويستمر العلاج مدى الحياة، أما عن الفترة التي يستغرقها المريض حتى تظهر الاستجابة والتحس
فتختلف من مريض إلى آخر، ممكن من بضعة أشهر إلى عام.

تكلفــة Spinraza مــا بين  ألــف دولار و ألــف دولار في الســنة الأولى، ثــم حــوالي  ألــف
دولار كل عام بعد ذلك.

 (®evrysdi) يسديبلام ر

يــق الفــم لعلاج ضمــور العضلات الشــوكي للأطفــال والبــالغين، تمّــت أول علاج دوائي يؤخَــذ عــن طر
ين فما الموافقة عليه من قِبل إدارة الأغذية والعقاقير (FDA) عام  للاستخدام من عمر شهرَ

فوق.

يعمل هذا العلاج على منع جينات SMN2 من تعطيل إنتاج البروتين، يؤخَذ العلاج مرة واحدة في



نًا في وظيفة العضلات بعد  شهرًا لدى % ممن تناولوها. اليوم وتظهر التجارب السريرية تحس

مــؤخّرًا تــم نــشر وتوثيــق إشــارات أمــان جديــدة متعلقــة بـ Evrysdi  risdiplam في ألمانيــا في مجلــة
كثر من  شخص بالعلاج عن طريق الفم، وتكلفة “أورفانيت” للأمراض النادرة، حيث تم علاج أ

Evrysdi السنوية كحد أعلى  ألف دولار.

®onasemnogene Zolgensma

SMN1 مليون دولار، يقوم هذا العلاج باستبدال الجين . العلاج الثوري وأغلى عقار بالعالم بكلفة
يد. المعاب أو المفقود بآخر فعّال، ويُعطى للأطفال لمرة واحدة عن طريق الور

علاجات واعدة
Taldefgrobep هو علاج تجريبي يستهدف العضلات، حيث تم البدء بالمرحلة الثالثة من التجارب
السريرية، ومن المتوقع أن يعالج هذا الدواء الضعف المتبقي والعيوب الوظيفية لدى مرضى ضمور

العضلات الشوكي.

ن مــن أطبــاء يــق طــبي مكــو بالإضافــة إلى العلاج الــدوائي، فــإن ممرضي ضمــور العضلات الشــوكي فر
متخصـــصين في عـــدة مجـــالات، مثـــل أطبـــاء الأعصـــاب، أطبـــاء العظميـــة، أطبـــاء الجهـــاز الهضمـــي



والتنفسي والمعالجين الفيزيائيين.

يقترح فريق الأطباء إلى جانب العلاج الدوائي بعض الطرق الأخرى للمساعدة في إدارة الأعراض، مثل
تمارين التنفس والبلع، أيضًا العلاج الطبيعي الذي يشمل تمارين وأنشطة يومية منتظمة لحماية

مفاصل المريض والحفاظ على قوة العضلات.
 

هل تكلفة Zolgensma معقولة؟
من المعلوم أن العلاجات الجينية ذات ثمن باهظ، ويرجع السبب إلى كلفة الأبحاث وتكاليف التصنيع

الدقيقة، لكن هل مبلغ . مليون دولار أمريكي سعر منطقي؟

يُثار الجدل كثيرًا حول ثمن هذا العلاج، ودفاع شركة نوفارتيس (Novartis) على استحقاق العلاج
Spinraza يـن، إذ تكـون تكلفـة لهـذا المبلـغ، وأن العلاج يُعطـى لمـرة واحـدة علـى خلاف العلاجَين الآخرَ

لكل  سنوات حوالي  ملايين دولار، بالإضافة إلى أنه يحتاج جرعات متعددة لمدى الحياة.

ترفض شركة نوفارتس الإفصاح عن الرقم الحقيقي لتكلفة العلاج، وتجادل بأن كلفة العلاج لا شيء
أمـام فعاليـة العلاج وعـدد السـنوات الـتي سـوف يعيشهـا المريـض بعـد اسـتخدام الـدواء، كمـا تضيـف
رة لعقـــار المطـــو AveXis مليـــارات دولار حـــتى تســـتحوذ علـــى شركـــة . الشركـــة أنهـــا دفعـــت مبلـــغ
ــة علــى جعــل العلاج أرخــص يعــني إيقــاف تطــوير علاجــات ــار شركــات الأدوي Zolgensma، وأن إجب

جديدة في المستقبل.

يزر، المدير العام في شركة Novartis Gene Therapies: “علينا أن ننظر إلى التكلفة يقول مايك فر
علــى مــدى الحيــاة. يقــول النــاس إن منتجًــا مثــل Zolgensma مكلــف للغايــة. ولكــن إذا نظــرت إلى
عقــاقير أخــرى، مثــل علاج الأورام، علــى مــدار حياتــك، ســترى أنهــا أغلــى بكثــير. نعتقــد أنــه ســعر عــادل

للغاية ويعتمد على القيمة”.

يمكن إجراء فحص للجنين أثناء فترة الحمل في حال وجود طفل سابق في
العائلة مصاب بضمور العضلات الشوكي

فبحســب دراســة نُــشرت في مجلــة Health Economics لإنشــاء عقــار جديــد، فإن الأمــر يتطلــب في
كــثر مــن  ســنوات مــن التجــارب والأبحــاث، والــتي قــد ينتهــي المتوســط . مليــار دولار علــى مــدار أ
يــة تحصــل في النهايــة علــى قســم كــبير منهــا بالفشــل (% فقــط مــن الأدويــة في التجــارب السرير
موافقـة إدارة الغـذاء والـدواء)، ومـن هـذا المنظـور ممكـن أن نعتـبر أن شركـات الأدويـة المصـنّعة تعتمـد
على هذه الأدوية القليلة الناجحة، وترفع سعرها بشكل كبير لاسترداد ما تم صرفه لتمويل الأبحاث



لاحقًا.

النقد الآخر الذي طال شركة نوفارتس فيما يخصّ علاج Zolgensma هو تقديمها خصومات كبيرة
على سعر العلاج للحكومات التي توفر العقار لمرضاها، بينما تبيع العقار دون خصم وبشكل فردي

للمرضى الذين يحتاجونه في بلدان العالم الأخرى.

بمعـنى أن الطفـل المصـاب في بلـد مثـل بريطانيـا يحصـل علـى العلاج بالمجّـان، وسـتدفع حكومـة بلـده
مبلغًــا أقــل مــن ســعر العلاج، ربمــا . مليــون دولار أو أقــل، بينمــا طفــل آخــر في الهنــد أو مصر مثلاً

سيضطر إلى دفع مبلغ العلاج كاملاً . مليون دولار دون أي خصم أو دعم حكومي.

وكمحاولـة مـن شركـة نوفـارتس للتعامـل مـع الوصـول العـالمي، التزمت منـذ عـام  بتقـديم علاج
يــق ســحب ر حكوماتهــا نفقــة العلاج، عــن طر طفــل كــل عــام في البلــدان الــتي لا تــوف  مجــاني لـــ
الأسماء على غرار اليانصيب، هذه المبادرة التي لاقت الانتقاد اللاذع لمدى أخلاقية هذه المبادرة، وتم
تشبيههـا بفيلـم “ألعـاب الجـوع (Hunger Games)” الشهير، وكـان ردّ الشركـة بأنـه “الطريقـة الأكـثر

عدلاً” لتخصيص الجرعات المجانية.

ر في ــأخ ــواجه أهــالي الأطفــال المصــابين، منهــا الت ــتي ت ــد مــن الوقــوف أمــام التحــديات ال وأخــيرًا، لا ب
تشخيص المرض حتى تبدأ الأعراض السريرية الخطيرة بالظهور، والتي عندها سيفقد الطفل العديد
من الأعصاب الحركية، حيث يعتقد بعض العلماء أن إعطاء العلاج مبكرًّا عند الولادة أو قبل ظهور
الأعـراض يمكـن أن تقـترب نتـائجه مـن الشفـاء، لكـن كلّمـا تقـدم الطفـل في السـن كلّمـا قلّـت فعاليـة

العلاج.

وللتغلــــــــــب علــــــــــى هــــــــــذه المشكلــــــــــة، ألزمــــــــــت العديــــــــــد مــــــــــن البلــــــــــدان، كالولايــــــــــات
المتحدة وألمانيا وبولنـــدا وبلجيكا وأستراليا وفي بعـــض أجـــزاء اليابـــان، الفحـــص الروتيـــني عنـــد الـــولادة
للكشف عن SMA، ويتمّ إجراء هذا الفحص عن طريق أخذ عيّنة دم من كعب قدم الطفل حديث
الــولادة. كمــا يمكــن إجــراء فحــص للجنين أثنــاء فــترة الحمــل في حــال وجــود طفــل ســابق في العائلــة

مصاب بضمور العضلات الشوكي، أو إذا كان الوالدان على معرفة بأنهما حاملان للمرض.

ر بعــض البلــدان المتقدمــة العلاج بالمجّــان التحــدي الآخــر، وهــو الأصــعب، هــو كلفــة العلاج، حيــث تــوف
لمرضى ضمور العضلات الشوكي، وبعض بلدان العالم العربي مثل قطر، أما بقية بلدان العالم الثالث فلا
تمدّ يـد العـون لهـؤلاء المـرضى، وتغـصّ منصـات التواصـل الاجتمـاعي بحملات يائسـة لجمـع التبرعـات
ومناشــدات الأهــالي للشيــوخ والحكّــام كمحاولــة لإنقــاذ الأطفــال المصــابين، والحــل بتبــنيّ الحكومــات

والمؤسسات الخيرية العالمية تكاليف العلاج.
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