
Primer tratamiento CRISPR para cÃ©lulas falciformes

Description

El 8 de diciembre, la AdministraciÃ³n de Alimentos y Medicamentos de Estados Unidos (FDA) aprobÃ³ el 
primer tratamiento CRISPR para la enfermedad de cÃ©lulas falciformes.

CONTENIDOS

AprobaciÃ³n de la FDA para tratamiento CRISPR para cÃ©lulas
falciformes

El 8 de diciembre, la AdministraciÃ³n de Alimentos y Medicamentos de Estados Unidos (FDA) aprobÃ³ el primer 
tratamiento CRISPR para la enfermedad de cÃ©lulas falciformes. Este hito histÃ³rico marca el comienzo de una
nueva era en la medicina, donde la ediciÃ³n genÃ©tica puede utilizarse para tratar enfermedades genÃ©ticas. La
aprobaciÃ³n de la FDA es un testimonio del progreso cientÃfico y la promesa de la tecnologÃa CRISPR. Este avance
es significativo porque la enfermedad de cÃ©lulas falciformes es causada por una mutaciÃ³n en el gen que codifica la
hemoglobina. Esta proteÃna transporta el oxÃgeno en los glÃ³bulos rojos.

Tratamiento Exa-cel de CRISPR para cÃ©lulas falciformes

El tratamiento, llamado exa-cel y fabricado por las empresas Vertex y CRISPR Therapeutics, edita un gen implicado
en la forma y funciÃ³n de los glÃ³bulos rojos. Este avance es significativo porque la enfermedad de cÃ©lulas
falciformes es causada por una mutaciÃ³n en el gen que codifica la hemoglobina. Este tratamiento utiliza la tecnologÃ
a de ediciÃ³n genÃ©tica para corregir la mutaciÃ³n que causa la enfermedad de cÃ©lulas falciformes.

Resultados del Tratamiento CRISPR para cÃ©lulas falciformes

La mayorÃa de las personas con enfermedad de cÃ©lulas falciformes que recibieron este nuevo tratamiento de 
ediciÃ³n genÃ©tica vieron que su dolor se resolvÃa durante al menos un aÃ±o. Esto es un gran avance, ya que la
enfermedad de cÃ©lulas falciformes se caracteriza por episodios de dolor severo llamados crisis vaso-oclusivas.
Estos episodios pueden ser debilitantes y afectar significativamente la calidad de vida de los pacientes.
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Otros Tratamientos

La FDA tambiÃ©n aprobÃ³ otro tipo de terapia gÃ©nica para la enfermedad de cÃ©lulas falciformes llamada lovo-cel,
que es fabricada por la compaÃ±Ãa bluebird bio. Este tratamiento tambiÃ©n utiliza la tecnologÃa de ediciÃ³n
genÃ©tica para corregir la mutaciÃ³n que causa la enfermedad de cÃ©lulas falciformes. Los tratamientos actuales
para la enfermedad de cÃ©lulas falciformes suelen implicar transfusiones regulares. Aunque los trasplantes de
mÃ©dula Ã³sea pueden curar a aquellos que pueden encontrar un donante compatible.

Enfermedad de CÃ©lulas Falciformes

La enfermedad de cÃ©lulas falciformes hace que los glÃ³bulos rojos adquieran una forma similar a la de una hoz, lo
que los hace frÃ¡giles y menos capaces de transportar oxÃgeno. Esta forma anormal de los glÃ³bulos rojos puede
llevar a varias complicaciones, incluyendo crisis de dolor, anemia y daÃ±o a Ã³rganos vitales. Algunas 100,000
personas negras en los EE. UU. estÃ¡n afectadas por la enfermedad.

TecnologÃa CRISPR

CRISPR, la tecnologÃa de ediciÃ³n de genes que ha revolucionado la investigaciÃ³n biolÃ³gica, finalmente estÃ¡
disponible como tratamiento mÃ©dico con aprobaciÃ³n regulatoria. La tecnologÃa CRISPR permite a los cientÃficos 
hacer cambios precisos en el ADN de las cÃ©lulas, lo que puede ser utilizado para corregir mutaciones que causan
enfermedades. Esta tecnologÃa fue desarrollada en la Universidad de California, Berkeley, y ahora ha sido aprobada
para ensayos clÃnicos para corregir las mutaciones genÃ©ticas responsables de la enfermedad de cÃ©lulas
falciformes.

Impacto Global del tratamiento CRISPR para cÃ©lulas falciformes

La decisiÃ³n de la FDA convierte a Estados Unidos en el segundo paÃs en aprobar una terapia CRISPR, tras la
aprobaciÃ³n de exa-cel para la enfermedad de cÃ©lulas falciformes en el Reino Unido en noviembre. Esto demuestra
el impacto global de la tecnologÃa CRISPR y su potencial para transformar el tratamiento de enfermedades
genÃ©ticas en todo el mundo. La aprobaciÃ³n de la FDA establece el escenario para las aprobaciones esperadas de
la AdministraciÃ³n de Alimentos y Medicamentos de los EE. UU. el 8 de diciembre para la enfermedad de cÃ©lulas
falciformes y para la Î²-talasemia el 30 de marzo de 2024.

Para seguir pensando

AÃºn es pronto para decir si el tratamiento serÃ¡ permanente y sin efectos secundarios. Sin embargo, los ensayos
clÃnicos y la investigaciÃ³n en curso proporcionarÃ¡n mÃ¡s informaciÃ³n sobre la eficacia a largo plazo y la seguridad
de estos tratamientos de ediciÃ³n genÃ©tica. Los ensayos, que se espera que duren cuatro aÃ±os, serÃ¡n dirigidos
por mÃ©dicos en el Hospital Infantil Benioff de UCSF en Oakland y en el Centro de InvestigaciÃ³n de CÃ©lulas
Madre Broad de UCLA, quienes planean comenzar este verano a inscribir a seis adultos y tres adolescentes con
enfermedad de cÃ©lulas falciformes severa.
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