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Аннотация 
Генетическое редактирование является мощным инструментом для исправления 

наследственных заболеваний, вызванных дефектами в ДНК. Одной из самых 

перспективных технологий в этой области является CRISPR/Cas9, которая 

позволяет точно и эффективно вносить изменения в генетический материал. В 

статье рассматриваются принципы работы генетического редактирования, 

основные достижения и перспективы его применения для лечения 

наследственных заболеваний, а также этические и социальные аспекты 

использования этих технологий. Оценены риски и потенциальные проблемы, с 

которыми сталкиваются ученые и медики при применении генетического 

редактирования. 

Ключевые слова: генетическое редактирование, CRISPR/Cas9, наследственные 

заболевания, молекулярная биология, медицина, генная терапия, этика. 

1. Введение 

Наследственные заболевания представляют собой группу заболеваний, 

передаваемых от родителей к детям через дефекты в генетическом материале. В 

последние десятилетия с развитием молекулярной биологии и генетики стало 

возможным использование генетических технологий для исправления этих 

дефектов. Одним из наиболее перспективных методов является генетическое 

редактирование, которое позволяет точечно изменять ДНК в клетках организма. 

Технологии генетического редактирования открывают новые горизонты в 

лечении таких заболеваний, как муковисцидоз, гемофилия, серповидно-клеточная 

анемия и многие другие. Однако с этими возможностями связаны и серьезные 

этические вопросы, а также научные и технические вызовы.  
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В этой статье рассматриваются основные принципы и достижения в области 

генетического редактирования, а также его роль в лечении наследственных 

заболеваний. 

2. Принципы генетического редактирования 

2.1 Технология CRISPR/Cas9 

Одной из самых популярных и эффективных технологий генетического 

редактирования является система CRISPR/Cas9, открытая в 2012 году. 

CRISPR/Cas9 позволяет ученым точно и надежно вносить изменения в ДНК, 

активируя или подавляя конкретные гены. Этот метод основан на механизме 

иммунной защиты бактерий от вирусов, при котором используются специальные 

молекулы РНК для идентификации вирусной ДНК, что позволяет "выключить" 

или "включить" определенные участки генома. 

Технология CRISPR/Cas9 имеет множество преимуществ, таких как высокая 

точность, эффективность и относительная дешевизна. Это позволяет использовать 

её не только в научных исследованиях, но и в медицинских практиках, например, 

для лечения наследственных заболеваний. 

2.2 Другие методы генетического редактирования 

Кроме CRISPR/Cas9, существует несколько других методов генетического 

редактирования, таких как ZFNs (цинк-фингер нуклеазы) и TALENs 

(транскрипционные активаторы-like эффекторные нуклеазы). Эти методы также 

позволяют вносить изменения в ДНК, однако они менее точны и требуют 

большего времени и затрат на разработку. Однако, несмотря на свои ограничения, 

эти технологии все ещё активно исследуются и могут найти применение в лечении 

генетических заболеваний. 

3. Применение генетического редактирования для лечения наследственных 

заболеваний 

3.1 Применение CRISPR/Cas9 в лечении муковисцидоза 

Муковисцидоз — это наследственное заболевание, вызываемое мутацией в гене 

CFTR, который отвечает за регуляцию водно-солевого обмена в клетках. В 

результате дефекта этого гена развивается нарушение работы легких и других 

органов. С помощью CRISPR/Cas9 ученые смогли продемонстрировать успешное 

редактирование гена CFTR в клетках человека, что открывает перспективы для 

создания генной терапии для лечения муковисцидоза. 

3.2 Лечение гемофилии с использованием генной терапии 

Гемофилия — это наследственное заболевание, при котором нарушена 

свертываемость крови.  
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У пациентов с гемофилией отсутствуют или дефективны определенные 

свертывающие белки. Генетическое редактирование позволяет внедрить 

нормальные копии этих генов в клетки пациента, что способствует нормализации 

свертываемости крови. Клинические испытания с использованием CRISPR/Cas9 

для лечения гемофилии показали положительные результаты, что открывает 

новые возможности для терапии этого заболевания. 

3.3 Потенциал для лечения серповидно-клеточной анемии 

Серповидно-клеточная анемия — это наследственное заболевание, при котором 

происходит изменение формы эритроцитов, что нарушает их способность 

переносить кислород. С помощью генетического редактирования можно 

восстановить нормальную структуру гемоглобина, что значительно улучшает 

состояние пациентов. Недавние исследования показали, что применение 

CRISPR/Cas9 для редактирования гена, отвечающего за производство 

гемоглобина, может стать эффективным методом лечения серповидно-клеточной 

анемии. 

4. Этические и социальные вопросы генетического редактирования 

4.1 Этика редактирования человеческих эмбрионов 

Один из самых обсуждаемых вопросов, связанных с генетическим 

редактированием, касается этичности вмешательства в геном человека, особенно 

на стадии эмбриона. Генетические изменения, внесенные в эмбрионы, могут 

передаваться будущим поколениям, что вызывает опасения относительно 

возможных непредсказуемых последствий. Регулирование этой области науки 

требует чётких этических норм и международного контроля. 

4.2 Социальные и юридические проблемы 

Использование генетического редактирования также порождает вопросы о 

доступности технологий и возможных социально-экономических последствиях. 

Вопросы доступа к генетическим терапевтическим услугам, а также возможное 

усиление социального неравенства в случае дороговизны таких методов требуют 

тщательного анализа и разработки соответствующих законов и норм. 

5. Заключение 

Генетическое редактирование представляет собой революционный подход к 

лечению наследственных заболеваний. Технология CRISPR/Cas9 показала 

огромный потенциал в исправлении генетических дефектов, и в будущем может 

стать основным инструментом в медицине для борьбы с различными 

наследственными патологиями. Однако для успешного и безопасного применения 

этих технологий необходимо учитывать этические, социальные и юридические 

вопросы, связанные с вмешательством в геном человека.  
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Дальнейшие исследования и разработки в этой области позволят разработать 

более эффективные и безопасные методы лечения наследственных заболеваний. 
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