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Al director:

El Congreso de Hematologia 2023, que desarrollo con éxito gracias al extraordinario
esfuerzo de sus organizadores, aport6 a todos los colegas participantes un
importante caudal de informacién cientifica actualizada.

En una de las sesiones del evento dedicado a la anemia por hematies falciformes
(AHF) se discutieron diversos temas, con énfasis en aquellos relacionados con el
tratamiento. Los datos presentados sobre el empleo del trasplante de médula ésea
en un grupo de enfermos con AHF, considerado un proceder curativo cuando se
encuentra un donante sano y compatible, evidencian que, lamentablemente, dicho
procedimiento no representa una opcion en un nimero significativo de enfermos.
Entre los asistentes a la sesidén fueron motivo de gran interés los resultados de
ensayos clinicos con enfermos con AHF grave utilizando terapia génica con la

tecnologia de ediciéon de genes CRISPR-Cas9 (repeticiones palindrémicas cortas
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agrupadas regularmente interespaciadas-asociadas a la proteina 9), con el objetivo
de corregir la mutacion causante de la enfermedad.(23) La CRISPR-Cas9 permite
agregar, quitar o alterar material genético en determinados lugares del genoma y se
distingue de otros métodos de edicion del genoma por su rapidez, precision y
eficiencia.*® Este método surge a partir de la adaptacién de un sistema de edicion
natural del genoma empleado por las bacterias como defensa inmunitaria. Cuando
las bacterias se infectan con un virus capturan pequefios fragmentos del acido
desoxirribonucleico (ADN) viral y los insertan en su propio ADN en un patrén
conocido como arreglos CRISPR los cuales almacenan la informacion y la memoria
que les permite a las bacterias reconocer a los virus si infectan nuevamente,
produciendo segmentos de &cido ribonucleico (ARN) para reconocer y adjuntar
regiones especificas del ADN viral, incorporando una endonucleasa Cas9 que actua
sobre el ADN viral inactivando al agresor.(®7)

El método presentado utiliza CRISPR-Cas9 para reemplazar el gen defectuoso de la
beta-globina con una version reparada como sigue: recoleccion de las células madre
de la sangre del enfermo; la permeabilizacion de las membranas celulares mediante
electroporacién para introducir CRISPR-Cas9 en las células madre extraidas junto
con una plantilla de ADN para corregir la mutacion; paralelamente se procede al uso
de quimioterapia con el objetivo de preparar la médula ésea del enfermo para recibir
las células madre editadas y por ultimo reintroducir las células editadas al
enfermo.(8910)

Es importante tener en cuenta los desafios éticos que plantea el uso de los métodos
de edicion del genoma en células germinales o en los genes de un embridén cuyos
cambios podrian trasmitirse de una generacidén a otra, aspecto este considerado
como ilegal en muchos paises.('"

Resulta indudable que con el desarrollo de la tecnologia CRISPR se abren nuevas
posibilidades en la llamada medicina de precisién. Nos encontramos en el umbral de

avances trascendentales en la biotecnologia y la genética molecular.
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