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Zalecana ostroznos¢ przy stosowaniu
technologii edycji genow CRISPR

Niedawna seria badan nad metoda edycji genow CRISPR wzbudzita obawy co do
przydatnosci tej technologii w leczeniu chordb genetycznych, takich jak choroba
Huntingtona

@ Napisany przez Dr Rachel Harding sierpien 13, 2020

Zredagowany przez Dr Leora Fox Przettumaczony przez Arkadiusz Szatkowski
Po raz pierwszy opublikowany sierpien 12, 2020

arzedzie do edycji genéw, znane jako CRISPR, byto przedstawiane jako

przetomowa technologia dla naukowcoéw i potencjalna strategia leczenia wielu

choréb genetycznych, w tym choroby Huntingtona. Jednak seria ostatnich badan
sugeruje, ze CRISPR jest mniej precyzyjny niz wczesniej sagdzono, co prowadzi do
niezamierzonych zmian w genomie. Trzy niezalezne badania - z ktérych kazde miato na celu
edycje pojedynczego genu - wykazaty, ze inne czesci DNA rowniez zostaty nieoczekiwanie
zmienione.

Badania te sg prezentowane w niezakonczonym formacie online i nadal przechodzg proces
naukowego recenzowania przed formalng publikacjg. Oznacza to, ze wcigz mogg zawierac
nie zauwazone jeszcze btedy. Poniewaz jednak wszystkie te niezalezne i rownolegte
badania potwierdzajg odkrycie, ze technologia CRISPR moze mie¢ skutki odbiegajace od
celu, wyniki te przyciggnety juz uwage mediéw, rowniez naukowych. Chociaz CRISPR nadal
jest obiecujgcym narzedziem badawczym, wydaje sie, ze nie jest jeszcze gotowy do uzycia
jako lek.

CRISPR mozna wykorzystac do
wprowadzenia trwatych zmian w naszym
DNA
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Technologia CRISPR umozliwia naukowcom wprowadzanie zmian do naszych genomdw,
wiec wielu naukowcow jest podekscytowanych probg wykorzystania tej technologii do
leczenia chorob genetycznych, takich jak choroba Huntingtona

Foto: Quinn Dombrowski

System CRISPR zostat po raz pierwszy odkryty jako rodzaj uktadu odpornosciowego
uzywanego przez bakterie do obrony przed wirusami i innymi najezdZzcami poprzez siekanie
obcego materiatu genetycznego. Mechanizm CRISPR sktada sie z dwéch elementéw:
specjalnego fragmentu wiadomosci genetycznej zwanego przewodnim RNA, ktéry znajduje
i wskazuje na DNA najezdzcy, oraz enzym, ktory moze przecig¢ DNA by je zniszczyc.
Zapoznaj sie z artykutem HDBuzz, aby uzyskac¢ szczegotowe informacje na temat dziatania
CRISPR i wyzwan stojagcych przed zgtebiajgcymi go badaczami.

Naukowcy mogg manipulowac¢ systemem, zmieniajgc przewodnieRNA na sekwencje
docelowg, a zatem mogg uzywac systemu CRISPR do wprowadzania zmian w precyzyjnych
czesciach genomu. Te zmiany sg trwatymi zmianami w genomie i bedg przekazywane z
pokolenia na pokolenie. Od czasu jego odkrycia pod koniec 2000 roku naukowcy wymysilali
rozne zastosowania CRISPR. Na przyktad, czy mozna bytoby wyedytowac ekspansje genu
HD w zarodkach? Pomysty te nie sg pozbawione kontrowersiji, biorgc pod uwage dylematy
etyczne zwigzane z manipulacjg genetyczng ludzi lub innych gatunkéw. CRISPR trafit na
pierwsze strony gazet w 2018 r., kiedy eksperymenty zbuntowanego naukowca He Jiankui
na Potudniowym Uniwersytecie Nauki i Technologii w Chinach zaowocowaty narodzinami
blizniaczek, ktérych genomy zostaty zmodyfikowane.

System niezbyt doskonaty

-Edycja genu metodg CRISPR moze prowadzi¢ do bardzo duzych i
niezamierzonych zmian w innych czesciach genomu ”

Trzy ostatnie badania zostaty przeprowadzone przez naukowcow z Francis Crick Institute w
Londynie, Columbia University w Nowym Jorku oraz Oregon Health & Science University w
Portland. Kazdy zespdt wykorzystat CRISPR do wprowadzenia zmian w ludzkich embrionach
przekazanych do badan. Te trzy eksperymenty dotyczyty gendow zaangazowanych w
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rozwaj ptodu, slepote i problemy z sercem. Wszystkie badania wykazaty, ze edycja genu
metodg CRISPR moze prowadzi¢ do bardzo duzych i niezamierzonych zmian w innych
czesciach genomu, w tym usuwania i przestawiania fragmentow w regionach bliskich
docelowego genu. To Zle, poniewaz nasz kod DNA to bardzo precyzyjny zestaw instrukcji,
ktére mozna traktowac jak przepis na gotowanie. Jesli przestawisz kroki w przepisie lub
pozbedziesz sie niektorych sktadnikéw, rezultat moze nie by¢ najlepszy!

Niezamierzone efekty wynikajg z problemow z naprawg DNA, chociaz w badaniach nie ma
zgody co do tego, jak moze sie to dzia¢. Wszyscy naukowcy zgadzajg sie jednak co do
tego, ze powinno to da¢ do myslenia kazdemu rozwazajgcemu uzycie CRISPR do edycji
genomu, poniewaz technologia nie jest tak dopracowana, jak wczesniej sadzono.

Jaka przyszios¢ czeka CRISPR i HD?

Zmiany wprowadzone w DNA przez CRISPR sg trwate i mogg byc¢ przekazywane z pokolenia
na pokolenie

Foto: ZEISS Microscopy

Trwaty charakter terapii chorob genetycznych (takich jak HD) opartych naCRISPR, jest
zarowno atrakcyjny, jak i oniesmielajgcy. Teoretycznie CRISPR mozna wykorzystac do
nieodwracalnego wyciecia niektorych powtorzen CAG w rozszerzonym genie huntingtyny
w zarodku. Osoba, ktéra wyrostaby z takiego embrionu nie miataby HD, podobnie jak jej
dzieci. Trwaty charakter zmian dokonywanych za pomocg technologii CRISPR oznacza, ze
niezamierzone konsekwencje wptynetyby nie tylko na jednostke, bytyby réwniez
przekazywane z pokolenia na pokolenie. Naukowcom nie zalezy na wdrazaniu technologii
do tego typu terapii genowych, dopodki nie uzyskajg absolutnej pewnosci, ze jest ona
bezpieczna i dziata zgodnie z planem.

Dobra wiadomos¢ jest taka, ze te ostatnie odkrycia uswiadomity naukowcom ograniczenia
technologii CRISPR. W zadnym wypadku nie powstrzyma to naukowcow od wielkich marzen
o tym, jak CRISPR moze by¢ uzyteczny w przysztosci, ale spotecznos¢ bedzie postepowac
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ostrozniej. Naukowcy zastanowig sie teraz, jak ulepszyc¢ technologie, aby unikngé tego typu
problemdw, i miejmy nadzieje, ze w przyszitosci zastosujg CRISPR jako bezpieczng terapie
réoznych chorob genetycznych.

Autor i redaktor nie zgtosili konfliktu intereséw. Aby uzyskac wiecej informacji na temat

naszej polityki informacyjnej zobacz FAQ...

SLOWNIK
CRISPR System precyzyjnej modyfikacji DNA
RNA substancja chemiczna, podobna do DNA, tworzy czasteczke 'wiadomosci',
wykorzystywana przez komorke podczas produkcji biatek jako kopia robocza genu.
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