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RESUMO

INTRODUGCAO: A inovacio terapéutica depende de uma abordagem que combina
tecnologias modernas de descoberta de moléculas bioativas, imagem, gendmica
funcional, biologia estrutural e da fisiologia. A implementagéo deste conjunto constitui
um enquadramento Unico para a compreensdo dos organismos vivos, tratando patologias
orfas, raras ou emergentes, focando nos fendbmenos de resisténcia e na questdo da
qualidade de vida ao longo da existéncia do individuo. A edicdo de genes encontra muitas
aplicacBes por sua simplicidade de implementacdo, revolucionou os métodos de
excisdo/insercao de genes ou mutagénese in situ e, permitiu a introdugéo de modificagdes
direcionadas em espécies animais. OBJETIVO: Relatar o conhecimento atualizado sobre
a terapia génica e, especificamente, informar sobre a utilizacao do Sistema CRISPR-Cas9
na salde e seus limites bioéticos. METODOLOGIA: Foram selecionados na base de
dados PubMed/Medline no primeiro semestre de 2021, usando os termos [CRISPR] AND
[BIOETIC] AND [GENE THERAPY] no titulo. Houve uma restricdo de idioma na lingua
inglesa em artigos de 2018 a 2022. Dentre os 51 artigos inicialmente identificados, 24
foram elegiveis para esta revisio. REVISAO DE LITERATURA: O sistema CRISPR-
Cas9 foi descoberto em bactérias, que tém ao longo de seu genoma sequéncias curtas de
DNA repetidas regularmente, estas chamadas CRISPR (Clustered Regularly Interspaced
Short Palindoromic Repeats). Trata-se de um mecanismo de defesa das bactérias que
cliva somente uma parte do DNA especifico do bacteriéfago e se agrega ao DNA da
propria bactéria, ou seja, através de um processo que imita 0 que uma bacteria faz
naturalmente ao combater um virus: usando um RNA guia, elas identificam e substitui
setores especificos da DNA, para alcancar mudancas desejadas. Com o CRISPR, a

sequéncia alvo do gene que vai ser intervencionado € especifico e junta-se a ela, a enzima
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Cas9 que corta as fitas de DNA da sequéncia que se deseja alterar. Esta mesma técnica
de clivagem pode ser usada para inserir um novo gene que codifica uma caracteristica
desejavel, de forma singular. Estudos clinicos realizados com o sistema CRISPR-Cas9
foram publicados com agdo em varias doengas. Por outro lado, as preocupacgdes sociais e
bioéticas em relacdo aos seres humanos, outros organismos e meio ambiente sdo uma
realidade, em que cristalizam-se na modificacdo de embriGes humanos e transmissao aos
descendentes. CONCLUSAO: A edicdo de genes estéa prestes a revolucionar o mundo da
salde, e muitas aplicacdes terapéuticas estdo sendo desenvolvidas, existem alguns
obstaculos técnicos a serem superados antes de considerar a comercializacdo de
tratamentos em humanos.
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