A gyégyitas jovoje: folyamatos gyogyszerszedés helyett egyszeri génterapia
(A génszerkesztés a sulyos betegségek gyogyitasanak szolgdlatiban)

(A Spiegel interjuja Jennifer Doudndval — Nr. 51, 2023)

2012-ben egy olyan felfedezés tortént, amely a
génmodositast technikailag szinte pofon-
egyszerlivé és az el6z6 gyakorlathoz képest
Osszehasonlithatatlanul pontosabba tette. Ezt a
kiviilalloknak teljességgel érthetetlen
CRISPR/Cas9 sz6-roviditésii modszernek
nevezik, mely Jennifer Doudna és
Emmanuelle Charpentier amerikai kutatok
nevéhez fiizédik." Ma mar a géneket Ggy
szabdaljak és ragasztgatjak 6ssze, mint ahogy
egy filmrendez6 0sszevagja a felvételekbol a
kész filmet, vagy ahogy egy szerkeszt6 a
word-ben atjavitja a kéziratot. Az uj eljarast
ennek megfelelden génszerkesztésnek
nevezik, s a szakma a teremtés mamoraban
él.?

A modszer lehetdvé tenné, hogy pl. az emberi
embrid génallomanyat a sziilok kivansaga
szerint modositsdk, annak megfelelden,
amilyen tulajdonsagokkal a sziildk szeretnék
felruhazni megsziiletendé gyermekiiket. De —
hal’istennek — tudomanyos kozmegegyezés
van, hogy a ,,csiravonalba” nem szabad
belenyulni, azaz olyan genetikai valtoztatas-
okat nem szabad végrehajtani, melyek
oroklédnének. — Mert milyen is lenne az
idealis ember? Aszocidlis, mint a legtobb
zseni? Vagy a férfiak kékszemtl, sz6kehaju

! Doudna és Charpentier 2020-ban kémiai Nobel-dijat kaptak.

2 Lasd errél részletesen: Kiss Karoly: Human GMO — A genetikailag modositott ember.
http://kisskaroly.x3.hu/publicisztika/human-gmo.pdf (A génszerkesztés azért valdjaban egy kicsit bonyolultabb,
tekintve, hogy van, amikor egy-egy tulajdonsagot nem egy, hanem tobb, esetleg tobb tucat gén kédol.)



http://kisskaroly.x3.hu/publicisztika/human-gmo.pdf

izomkolosszusok? A valtozatossag kisziirése fajunk degeneralodasahoz vezetne...

Ehelyett Doudna és a szakteriilet vezet6 tudosai arra koncentralnak, hogy a modszert a
tomeges betegségek, mint amilyen az Alzheimer ¢€s a rak gydgyitasara hasznaljak fel.

Alig tobb, mint tiz évvel a Crispr megalkotasa utan
Angliaban és Amerikaban mar génterapiaként alkalmazzak
két sulyos vérbetegség, a sarlosejtes vérszegenység és a
béta-thalasszémia kezelésére. A Crispr-technologiaval
kijavitjak a genetikai hibat, mely e betegségeket okozza. A
betegtdl Ossejteket vesznek, a génterdpiat azokon végzik el
laboratériumban, majd a modositott sejteket visszaiiltetik. A
koltsége horribilis — egy beteg esetében egy milli6 dollar.
Ezek ritka, bar sulyos betegségek.

Jennifer Doudna

A sarlosejtes vérszegénységet csupan egy egy-generacios mutacid okozza, ezért konnyt a
Crispr alkalmazasa. Tavlatilag a kezelés injekcioval fog megtorténni; a sziikséges
génszerkesztést a szervezetbe bevitt anyagok fogjak végrehajtani. Még késébb pedig
remélhetdleg egy olyan beavatkozas fog torténni, mely eleve megakadalyozza a koros
genetikai elvaltozasokat. A cél az, hogy a tomegeket érintd sulyos megbetegedéseket, mint az
Alzheimer és a rak ezzel tudjak kezelni.

Hosszu tavon ez a modszer lehetdvé teszi majd, hogy a gyogyitas ne folyamatos orvossag-
szedéssel torténjék, hanem egyszeri génterapids beavatkozassal.

Charpentier és Doudna

A génmodositas mar eddig is igen fontos
szerepet jatszik a novénytermesztésben €s
az allattenyésztésben. A Crispr
modszerrel sokkal célravezetdbben és
hatékonyabban hajthatok végre a
modositasok. Ez — az 4gazat altalanos
hatékonysaganak javitasan tul, az

¢lelmezési valsagok kikiiszobolésén tul — lehetdvé teszi a mezdgazdasagnak és az
allatenyésztésnek a kdrnyezet- és klimavédelmi célok szolgalataba allitasat.

Kiegészités: Az egyes szamu cukorbetegség kezelése génszerkesztéssel:3

Az egyes szamu cukorbetegséget az okozza, hogy a szervezet immunsejtjei megtdmadjak és
elpusztitjak az inzulint el6allité béta-sejteket (autoimmun betegség). A bostoni Vertex

¥ Az Economist 2024. febr. 24. sz. alapjan: Cell engineering. Beta testing.
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hidnyzokat. De hogy lehet megakadalyozni, hogy az immunrendszer azokat ne timadja meg?

Egy szervezet komponenseinek az 6nazonossagat az un. HLA-fehérjék igazoljak. Az
immunrendszer ennek alapjan donti el, hogy mi a sajat és mi az idegen. Az atiiltetendd béta
sejtek ,,eléallitasakor” génszerkesztéssel megakadalyozzak, hogy azok az 6nazonossagot
igazolo HLA-fehérjéket termeljenek és igy azokat az immunrendszer — legalabb is emiatt —
nem fogja megtamadni. Igen am, de ekkor meg miikodésbe 1épnek a makrofagok, melyek az
idegen anyagot elpusztitjak, kilokik a szervezetbdl. (Ha van rajta sapka az a baj, ha nincs az a
baj esete all fenn.)

A HLA-fehérjék termelésének megakadalyozasat Sonja Schrepfer (University of California,
San Francisco) és a Seattle-ben miikod6 Sana Biotechnology cég fundalta ki. De arra is van
valaszuk, ha mitkdésbe 1épnek az immunrendszer gyilkolo sejtjei: egy CD 47 jelolési fehérje
tultermelésével riasztjak el dket....

Egy jabb megoldas pedig a Miincheni Miiszaki Egyetemrdl jon: Hasna Maachi-t6l és
Matthias Hebroktol. Ok egy olyan sejtet alkottak meg (supressor cell), amely megprébalja
lecsillapitani az immunrendszer gyilkolod sejtjeit... - Hat mit mondjak? Nem konnyt elbanni
az immunrendszeriinkkel, korrigalni a hibait, ha az rosszul végzi a dolgat.

God, 2024 Husvét (hétféjén ezzel szorakoztattam magam, mivel a locsolkodas mar kiment a
divatbol)

Kiss Karoly



