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A EFICACIA DA APLICACAO DO SISTEMA CRISPR-CAS9 NO
TRATAMENTO DA ANEMIA FALCIFORME E TALASSEMIA

ASSIS, Leonardo de Oliveiral: SOUZA, Danielli Carolina Brito?
RESUMO

Introducdo: As hemoglobinopatias sdo complicacfes genéticas provocadas por alteracGes
mutagénicas na estrutura da hemoglobina que atingem cerca de 7% da populagcdo mundial. A
técnica CRISPR/Cas9 surgiu para induzir modificacBes genéticas podendo ser programada
especificamente para determinados locais a partir da alteragdo da sua sequéncia de RNA-guia,
acionando um mecanismo de alto desempenho para edicao de genes defeituosos como € o caso
de determinadas hemoglobinopatias. Objetivo: Este estudo é desenvolvido com foco principal
na andlise da eficacia da utilizacdo do complexo CRISPR/Cas9 no tratamento da talassemia
(CID D56) e anemia falciforme (CID D57). Material e métodos: O método escolhido para o
alcance dos objetivos foi a Revisdo Sistematica da Literatura de artigos publicados entre 2015
e 2020. Os estudos foram selecionados junto & PubMed — National Library of Medicine,
SCIELO - Scientific Eletronic Library on-line - e Google Académico. Resultados: A entrega
de material genético por plasmideo obteve eficiéncia e facilidade de uso ap6s a selecdo com
alta toxicidade, porém ainda ndo é adequada para aplicagéo clinica. A entrega sem DNA junto
a eletroporagéo por RNA e RNP obteve uma eficiéncia de até 80%, sendo promissora na edigédo
clinica de genes. Conclusdo: A otimizacdo da utilizacdo das CRISPR/Cas9 é de extrema
importancia a fim de se obter uma toxicidade minima e alta eficiéncia na edi¢do do genoma.
Espera-se que os rapidos avangos na tecnologia CRISPR/Cas9 acabem por eliminar o risco de
efeitos genéticos fora do alvo, e este se torne 0 método padrdo para curar desordens genéticas
na pratica clinica de rotina.
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