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INTRODUGAO: A beta-talassemia é uma doenca hereditaria ocasionada
pela mutacédo no gene HBB localizado no brago curto docromossomo 11. Essa
patologia é caracterizada pela anemia crénicae pela dependénciade transfusdes
sanguineas. Na atualidade, a terapia génica, uma técnica que realiza a substituicdo ou
corregao de genes defeituosos em doencas genéticas, configura-se como uma abordagem
terapéutica promissora paraa curade pacientes transfusionais dessa forma de
talassemia. Relacionadaa essa técnica,a tecnologia CRISPR-Cas9 esta entre
0s principais avangos que proporcionam o restabelecimento da produgdo adequada de
hemoglobina. OBJETIVO: Analisar a utilizacdo e a contribuicdo da tecnologia CRISPR-
Cas9 no tratamento da beta talassemia.METODOLOGIA: Trata-se de uma reviséo
integrativa de literatura na base de dados Google Académico. As palavras-chave utilizadas
foram: “beta talassemia”, “terapia génica”, “CRISPR-Cas9”, sendo realizada uma busca por
esses descritores no DECS para averiguar se estavam disponiveis. Por fim, foram
selecionados 3 artigos entre os anos de 2022 e 2024, sendo os critérios de inclusao a
pertinéncia tematica e, de exclusao, artigos inadequados ao tema proposto e/ou com
duplicidade. RESULTADOS: CRISPR-Cas9 pode realizar modificagdes objetivas no DNA
de células vivas e utiliza um conjunto de proteinas especificas do sistema imunolégico de
bactérias, que tem a capacidade de identificar e clivar determinada regiao do DNA. Na
perspectiva de melhor progndstico da beta-talassemia, a CRISPR Therapeutics, apés um
experimento em 2019, realizou a implementacéo da técnica citada em um paciente de 20
anos. Nesse procedimento, ocorreu o tratamento com CTX001, que se tratam de células-
tronco hematopoiéticas CD34+ autélogas editadas com a tecnologiaCRISPR-
Cas9, promovendo a interrupgdo do gene BCL11A, o que desencadeou o aumento na
producdo de hemoglobina fetal apés as células editada serem devolvidas para a
medula éssea. Como resultado, o paciente com talassemia beta dependente nao precisou
receber transfusdo por um periodo de 9 meses . Ja no ano de 2022, a terapia génica em
debate foi escolhida com o fito de reativar a expresséo da gamaglobina (proteina presente
na hemoglobina fetal). Foram realizadas edi¢ées de multiplos genes em células HUDEP-2
eem ceélulas CD34+, fator esse que promoveu maior expressao de gamaglobina do
que em experimentos nos quais apenas um gene foi editado. CONCLUSAO: A partir dos
estudos demonstrados, é notéria a perspectiva de melhor prognostico a partir
da tecnologia CRISPR-Cas9, a qual promove alteragdes significativas na qualidade de
vida de pacientes portadores da talassemia beta por meio da intensificacdo da producao
de hemoglobina fetal e de gamaglobina em dois experimentos diferentes,
demonstrando como a terapia génica citada pode trazer beneficios a partir das suas
multiplas possibilidades de uso.
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