CRISPR: nozyczki do DNA i nadzieja dla milionow.
Gdzie konczy sie nauka, a zaczyna przysztosc?
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CRISPR-Cas9 to jedno z najbardziej przetomowych odkryé wspdtczesnej biologii.
Narzedzie, ktére pozwala przecina¢ i edytowaé DNA z niespotykang dotad precyzja.
Choc¢ poczatkowo wykorzystywane w badaniach laboratoryjnych, dzi$ technologia ta
staje sie realnym elementem klinicznej terapii. To jednak nie tylko sukces nauki, lecz
takze poczatek nowych pytan: gdzie przebiega granica miedzy leczeniem a ingerencja
w nature?

W wystgpieniu omdéwione zostang zastosowania CRISPR, ktére juz dzis odmieniajg los
pacjentdéw: terapia anemii sierpowatej i beta-talasemii (Casgevy/exa-cel), modyfikacja
genu BCL11A w celu przywrécenia hemoglobiny ptodowej, czy préby leczenia
dziedzicznej $lepoty (EDIT-101), amyloidozy (NTLA-2001) i nowotworéw z pomoca
komorek CRISPR-CAR-T.

Poruszony zostanie tez przypadek niemowlecia z niedoborem CPS1. Pierwsze
zastosowanie CRISPR bezposrednio w watrobie, ktére pokazato, ze mozliwe jest
leczenie ,jednym cieciem”. Ale ten sukces stawia tez pytania o bezpieczeiAstwo: czy
przypadkowa ingerencja w inne geny (np. supresorowe jak DICER1) moze uruchomic
nowe choroby? Jak zapewni¢ kontrole nad technologia, ktdérej potencjat wyprzedza
regulacje?

CRISPR wkracza na granice: z jednej strony przynosi nadzieje milionom chorych, z
drugiej zmusza do redefinicji granic terapii, odpowiedzialnosci i tego, co oznacza
yleczenie”. Czy jestesmy gotowi na medycyne, ktéra nie tylko naprawia geny, ale
potencjalnie ksztattuje przysztos¢ cztowieka?



