
La tecnología CRISPR/Cas consiste en un complejo formado por una 

endonucleasa, llamada Cas9, guiada por un RNA. A través del RNA 

puede programarse la unión de Cas9 a una región concreta del genoma. 

Existen varias herramientas moleculares para llevar a cabo edición 

génica. Entre ellas se encuentra la tecnología CRISPR/Cas, que tiene 

su origen en un sistema inmune adaptativo procariótico y que ha sido 

adaptada para reescribir las secuencias de 4 nucleótidos con las que 

está escrita la información genética de todos los seres vivos. 
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Para editar el genoma, se 
combina la ruptura del DNA 

con su reparación 
Restauración de función muscular en modelo animal de Distrofia de Duchenne 

Corrección de inversión del gen del Factor VIII en iPSC de pacientes con Hemofilia A 

Corrección del gen CFTR en cultivos de SC de intestino de pacientes con CF 

Eliminación del genoma del VIH integrado en linfocitos TCD4+ de pacientes infectados 

Corrección de miocardiopatía congénita hipertrófica congénita en embriones humanos 

Creación de linfocitos TCD4+ resistentes (CCR5) a infección por HIV (ZFN) 

1er ensayo clínico: paciente adulto con síndrome de Hunter tratado (ZFN) 
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Con CRISP/Cas y la cirugía del genoma, enfermedades de causa genética 

como dislipemias graves, la anemia falciforme, β-talasemias, distrofias 

musculares, mucopolisacaridosis, leucemias, inmunodeficiencias… y 

7000 enfermedades raras, algunas incompatibles con la vida, que 

afectan a 400 millones de personas en todo el mundo, podrían encontrar 

cura. Sin embargo, aún hay que superar los problemas de la técnica (los 

aquí expuestos y otros muchos), lidiar con las implicaciones éticas,… En 

definitiva, un largo camino por recorrer antes de disponer de una 

herramienta terapéutica efectiva y segura para reparar los genes de 

personas que padecen enfermedades génicas. 
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