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Edicion gendmica

Las enfermedades de origen genético, fundamental-
mente las monogénicas o mendelianas, de siempre han
tenido un problema, el tratamiento etioldgico. La terapia
génica se basaba en la introduccién de un gen normal que
supliera en su accion al gen defectuoso o mutado, por eso
conceptualmente solo era posible en enfermedades en las
que faltaba el producto del gen, habitualmente en las en-
fermedades recesivas. Por el contrario, no era posible evi-
tar la accidn de un producto o funcién anémala, habitual
en enfermedades dominantes. Son de todos conocidos los
problemas serios que hace unos afios planted dicha tera-
pia, de nuevo retomada de forma mas segura. La posibili-
dad tedrica mas eficaz seria la de cambiar el gen defectuo-
so o corregir la mutacion. Aunque esa posibilidad estaba
presente desde hace afios, no es hasta hace poco cuando
se describen unas herramientas faciles de usar como el
CRISPR-Cas9, que hacen posible la edicién gendmica, el
cambio de una secuencia determinada dentro de un gen.

La edicion gendmica no solo abre grandes posibilidades
para el tratamiento de enfermedades de origen genético,
sino que facilita la modelizacion de algunas enfermedades
en modelos animales para conocer mejor su fisiopatolo-
gia, posibilita el uso de células como terapia, facilitando el
cambio genético en células madres, e incluso abre la po-
sibilidad de “editar” embriones. Todo lo anterior supone
claramente una revolucién en la medicina hasta tal punto
gue ha sobrepasado los limites del debate cientifico o aca-
démico y ha entrado de lleno en la discusién mediatica. Por
eso no es de extrafiar que los debates, fundamentalmente
éticos, que han tenido lugar en el seno de la Academia de
Ciencias Americana (NAS) o en la Federacién de Academias
de Medicina de Europa (FEAM) hayan trascendido a los
medios con un interés destacado.

En esta sesidn de la Real Academia Nacional de Medi-
cina, se discutirdn desde los origenes de las herramientas
para la edicion gendmica, sus usos y limitaciones en la
modelizacién de enfermedades, las oportunidades en el
tratamiento del cdncer y de las enfermedades genéticas,
para finalizar con el debate abierto sobre la posibilidad de
modificar embriones.

Prof. José Miguel Garcia Sagredo
Académico de Numero de la RANM
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COORDINADOR ACADEMICO
Excmo. D. José Miguel Garcia Sagredo
Académico de Nimero, Real Academia Nacional de Medicina

— 18:00-18:05 —

PRESENTACION
Prof. José Miguel Garcia Sagredo

Académico de Nimero, Real Academia Nacional de Medicina
— 18:05-18:30 ——
EL ORIGEN DE LOS SISTEMAS CRISPR

Prof. Francisco J. Martinez Mojica
Dep. de Fisiologia, Genética y Microbiologia. U. de Alicante

— 18:30-18:55
VENTAJAS DE EDITAR EL GENOMA EN CELULAS
MADRE PLURIPOTENTES PARA MODELAR
ENFERMEDADES

Prof. Pablo Menéndez
Profesor ICREA. Instituto Josep Carreras, Barcelona

— 18:55-19:220 ———

EL SISTEMA CRISPR COMO HERRAMIENTA
REVOLUCIONARIA PARA LA MODELIZACION
DEL CANCER

Dra. Sandra Rodriguez Perales
Centro Nacional de Investigaciones Oncoldgicas, CNIO, Madrid

— 19:20-19:45 ——
EDICION GENOMICA COMO TRATAMIENTIO DE
ENFERMEDADES RARAS DE ORIGEN GENETICO

Dr. Lluis Montoliu

Centro Nacional de Biotecnologfa (CNB-CSIC) y Centro de Investigacion
Biomédica en Red de Enfermedades Raras (CIBERER-ISCIII), Madrid

— 19:45-20:10 ——

EDICION GENOMICA EN EMBRIONES

Prof. Joaquin Rueda Puente
Catedratico de Biologfa Celular. Universidad Miguel Hernéndez, Alicante

— 20:10-20:30 ——
DISCUSION



