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Nowa edycja CRISPR to lepsze mozliwosci
terapii genowej

Chociaz doktada sie wielu staran w rozwoj technologii edycji genu CRISPR, jak na ironie, zabiegi
owe moga sie okazac¢ niewystarczajace. Ciezko jest przeceni¢ znaczenie innowacji naukowych, ktdre
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wrdza nadejscie fundamentalnych zmian dla gatunku ludzkiego. Z tego wzgledu ExtremeTech
przyczynia sie do rozwoju technologii CRISPR. W zwiazku z tym, uwaznie zapoznalismy sie z trescia
raportu opublikowanego w ubiegtym tygodniu przez MIT Press, w ktérym naukowcy z Instytutow
Broad, Harvardu i McGovern zajmujacy sie badaniami nad mézgiem, opisali sposéb na uzyskanie
znacznej eliminacji btedow edycji typu “off-target” (chybic celu) podczas stosowania tej nowatorskiej
technologii.

Przed zgtebieniem tajnikow zwiazanych z nowa edycja CRISPR, sprébujmy dokonacé
podsumowania: Wyobrazmy sobie swiat, w ktorym ludzie odrézniaja cztery barwy bazowe zamiast
trzech (czerwona, zielona, niebieska), dobrowolnie wytaczaja uczucie bolu, czuja sie zrelaksowani po
zaledwie trzech godzinach snu, posiadaja nadzwyczajne zdolnosci do prowadzenia czynnosci
wymagajacych intensywnego treningu wytrzymatosciowego, a takze posiadaja bardzo grube kosci
odporne na osteoporoze. Co prawda, brzmi to raczej jak nawiazanie do filmu X-Men, niemniej jednak
wszystkie cechy, o ktérych mowa powyzej sa Scisle powiazane z rzadkimi mutacjami genetycznymi
rasy ludzkiej.

Mozliwosci technologii CRISPR moga spowodowac, ze przenoszenie wspomnianych mutacji
genetycznych bedzie rownie proste jak mechanizm kopiowania i wklejania w edytorze tekstu
Microsoft Word. Czynniki warunkujace istote czlowieczenstwa mozna catkowicie zmieni¢. Gdybysmy
posiadali mozliwosé wyboru, ktéz z nas nie zechciatby posiada¢ silniejszych kosci lub postrzegac
Swiata w czterech a nie w trzech barwach? A to dopiero poczatek. Jak dotad nie spekulowano na
temat cech, ktére mogliby posiadac ludzie w wyniku przyswojenia genéw innych gatunkéw lub - co
jest nieco mniej prozaiczne - w wyniku catkowitego wyeliminowania wielu choréb, ktore aktualnie
nas przesladuja. Czy ktokolwiek z nas jest w stanie oprze¢ sie pokusie dostepu do terapii genetycznej,
ktdéra znacznie ograniczytaby ryzyko chordb serca lub, ktora databy nam odpornos¢ na dziatanie
wirusa HIV?

Znajdujemy sie w przedsionku takiego Swiata. POki co, zbadaliSmy potencjal nowej technologii.
Nadszed! jednak czas, by przyjrzeé sie przeszkodom, ktére stoja na drodze do opisanego porzadku.
Wraz z nadejsciem technologii CRISPR, naukowcy otrzymali do dyspozycji tani oraz wydajny srodek
kopiowania i transferowania gendw. Niestety, z jednym zastrzezeniem, gdyz owa technologia
posiada niefortunna tendencje do wystepowania btedéw edycji typu “off-target.” Oznacza to, ze
podczas rozszczepiania nowego genu na komorki docelowe, istnieje prawdopodobienstwo
wprowadzenia zmian do innych gendéw, ktére z reguly niosa ze soba druzgocace skutki. Gdy odkryto
te drobna przeszkode, potozono kres dowolnemu zastosowaniu niniejszej technologii u ludzi
z powodu zbyt duzego zagrozenia powstawania zabdjczych bledow.



Naukowcy wykorzystali wiedze dotyczqcq budowy czqsteczkowej biatka Cas9 do wdrozenia projektu
narzedzia do edycji okreslonego genomu.

Odnoszac sie do najnowszych wynikéw badan, naukowcy z MIT i Harvardu twierdza, ze udato sie im
dokonac¢ eliminacji edycji CRISPR, ktéra pozwala zredukowac ilos¢ btedow typu off-target do
poziomu niewykrywalnego. Dokonujac zmiany zaledwie trzech sposrdd okoto 1400 aminokwaséw
tworzacych enzym Cas9 wykorzystywany w technologii CRISPR udato sie otrzymaé pozadany efekt.
Szef zespotu naukowego Feng Zhang podkresla, ze nie jest to zloty srodek i konieczne bedzie
przeprowadzenie dalszych prob przed zastosowaniem nowej technologii na ludziach. Istnieje jednak
mozliwos$¢, iz inni, bardziej ambitni i prawdopodobnie nierozwazni naukowcy moga mie¢ na ten
temat odmienne opinie. Chinscy naukowcy juz pokazali, Ze sa gotowi pdj$S¢ znacznie dalej
i przetestowa¢ technologie CRISPR na ludzkich embrionach. Daja oni do zrozumienia, ze juz
niedlugo peine proby na ludziach beda prowadzone z wykorzystaniem narzedzi, ktére dostarcza
technologia CRISPR.
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