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Inyectan por primera vez la herramienta CRISPR en el
cuerpo humano

La técnica de edicion genética se ha empleado en el ensayo de un tratamiento contra una enfermedad rara, la amaurosis
congénita de Leber

o—

Una retina humana - Prof. P. Motta/Dept. of Anatomy/University La Sapienza of
Rome/SPL/https://www.nature.com/articles/d41586-020-00655-8
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La técnica de edicion genética

CRISPR-Cas9, una potente
herramienta que permite sustituir

NOTICIAS RELACIONADAS

Asi es la terapia génica, el
novedoso tratamiento que esta
secuencias de genes defectuosos por curando el cancer
otros funcionales, ha sido . . L

L. . El primer estudio de edicion
administrada directamente al genética en pacientes con cancer
cuerpo de una persona, por ?;gteiitlrea que la técnica es segura 'y
primera vez. El método se ha
empleado para combatir la amaurosis ~ Jef Boeke: «Estamos haciendo

L. trampas para ganarle la partida a
congénita de Leber, una forma de la naturaleza»
ceguera hereditaria que afecta

especialmente a nifios y para la que no hay tratamiento.

«Es un momento muy emocionante», ha dicho en « Nature.com»
Mark Pennesi, investigador de la Universidad de Portland (EE.UU.)
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No ha sido la primera vez que se han editado células humanas con
CRISPR-Cas9. Esta técnica se emplea en cultivos de laboratorio e, Inyectan por primera
incluso, ha sido mal empleada para editar bebés humanos. También se vez la herramienta

. . , CRISPR en el cuerpo
ha usado en tratamientos experimentales contra el cancer, en los que humano

se inyectaron células modificadas en el torrente sanguineo. En esta
2 Adolfo Garcia Sastre:
«Creo que la epidemia
eXtraerlaS. de coronavirus va a ser
como un afio duro de
gripe»
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ocasion, sin embargo, se han modificado células del organismo, sin
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Un virus, el vehiculo del tratamiento

En concreto, los componentes de la maquinaria de edicion genética se
introdujeron en el genoma de virus manipulados que se inyectaron
directamente en el ojo, cerca de las células fotorreceptoras de la retina.

St bebes leclie y quler
€l planets; esto te inte

El objetivo es que estos virus manipulados «infecten» a las células
e inyecten los genes que transportan, que son capaces de
modificar una secuencia concreta del genoma de las células de la
retina. En concreto, eliminan una mutacion en el gen «CEP290», que
provoca la amaurosis congénita de Leber. Dicha mutacién impide el
correcto funcionamiento de los fotorreceptores de la retina.

«La esperanza es poder reactivar estas células», ha dicho Pennesi en
«Nature.com». «Esta es una de las pocas enfermedades en las que
realmente puedes esperar conseguir una mejora en la vision».

Mientras tanto, otro tratamiento experimental de nombre
«sepofarsen» también estad mostrando su capacidad de mejorar la
vision en los afectados por esta enfermedad hereditaria.

Lo mas relevante es quizés, que ésta ha sido la primera ocasion en PODCAST | MATERIA OSCURA
la que se ha inyectado la maquinaria CRISPR-Cas9 en el

organismo. Segin ha dicho en «Nature.com» Fyodor Urnov,

especialista en esta herramienta e investigador en la Universidad de

California en Berkeley (EE.UU.), pasar de tratar células en una placa

de laboratorio a hacerlo en el cuerpo es un salto significativo: «Es

como comparar un vuelo espacial con un vuelo regular», ha dicho.

«Los retos técnicos y las consideraciones de seguridad son muy

superiores».
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basada en nucleasas de dedos de zinc, para tratar de combatir el
sindrome de Hunter, sin mucho éxito. Escucha todos los capitulos del
podcast de Ciencia de ABC
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