éQué son la edicion del
genoma y CRISPR-Cas9?

La edicién del genoma (también 1lamado edicidén de genes o
edicién genética) es un grupo de tecnologias que brindan a los
cientificos la habilidad de cambiar el ADN de un organismo.

Estas tecnologias permiten agregar, quitar o alterar material
genético en ciertos lugares del genoma. Se han desarrollado
varios enfoques de edicién del genoma. Uno bien conocido se
1lama CRISPR-Cas9 (abreviatura de “repeticiones palindrdmicas
cortas agrupadas regularmente interespaciadas asociada a la
proteina 9”). El sistema CRISPR-Cas9 ha generado mucho
entusiasmo en la comunidad cientifica porque es mas rapido,
mas barato, mas preciso y mas eficiente que otros métodos de
edicién del genoma.

El CRISPR-Cas9 se adapté de un sistema de edicidén del genoma
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natural que las bacterias utilizan como defensa inmunitaria.
Cuando se infectan con un virus, las bacterias capturan
pequeifios fragmentos de ADN de virus invasores y los insertan
en su propio ADN en un patrdén particular para crear segmentos
conocidos como arreglos CRISPR. Los arreglos CRISPR permiten
gue las bacterias “recuerden” los virus (o virus relacionados
estrechamente). Si los virus atacan de nuevo, las bacterias
producen segmentos de ARN a partir de los arreglos CRISPR para
reconocer y adjuntar regiones especificas del ADN de 1los
virus. Luego, las bacterias usan Cas9 o una enzima similar
para cortar el ADN, lo que desactiva el virus.

Los investigadores adaptaron esta defensa inmunitaria para
editar el ADN. Ellos crean una pequeia pieza de ARN con una
secuencia “guia” corta que se adhiere (se une) a una secuencia
objetivo especifica de ADN de una célula, parecido a los
segmentos de ARN que las bacterias producen a partir del
arreglo CRISPR. Este ARN guia también se une a la enzima C(Cas9.
Cuando se introduce en las células, el ARN guia reconoce 1la
secuencia de ADN deseada y la enzima Cas9 corta el ADN en la
ubicacidén objetivo, reflejando el proceso en las bacterias.
Aunque Cas9 es la enzima que se usa con mas frecuencia,
también se pueden usar otras enzimas, como la Cpfl. Una vez
que se corta el ADN, los investigadores utilizan la propia
maquinaria de reparacidén de ADN de la célula para agregar o
borrar piezas de material genético, o para realizar cambios en
el ADN reemplazando un segmento existente con una secuencia
personalizada de ADN.

La edicién del genoma es de gran interés en la prevencidn y
tratamiento de enfermedades humanas. Actualmente, la ediciédn
del genoma se usa en células y modelos animales en
laboratorios de investigacidén para comprender enfermedades.
Los cientificos aun estan trabajando para determinar si este
enfoque es seguro y efectivo para utilizar en las personas. Se
esta explorando en investigacién y estudios clinicos en una
gran variedad de enfermedades, incluyendo trastornos de un



solo gen como fibrosis quistica, hemofilia y enfermedad de
células falciformes. También es prometedora para tratamientos
y prevencién de enfermedades mas complejas como cancer,
enfermedad cardiaca, enfermedades mentales e infeccidn de
virus de inmunodeficiencia humana (VIH).

Cuando la edicidén del genoma utilizando tecnologias como
CRISPR-Cas9 se usa para alterar los genomas humanos, surgen
preocupaciones éticas. La mayoria de los cambios introducidos
con la edicién del genoma se limitan a las células somaticas,
que son células distintas de los 6vulos y los espermatozoides
(células germinales). Estos cambios afectan solo ciertos
tejidos y no se transmiten de una generacidén a la siguiente.
Sin embargo, los cambios realizados en los genes del 6vulo o
de los espermatozoides o en los genes de un embridén podrian
transmitirse a las generaciones futuras. La edicién del genoma
de las células germinales y del embridén plantea una serie de
desafios éticos, incluyendo si se permitiria utilizar esta
tecnologia para mejorar los rasgos humanos normales (como la
altura o la inteligencia). Debido a las preocupaciones sobre
la ética y la seguridad, la edicidn del genoma de células
germinales y del embridén es actualmente ilegal en los Estados
Unidos y muchos otros paises.
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