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Allgemeines

• Abwehrsystem der Bakterien
• „Gen-Schere“
• 2020 Nobelpreis für Chemie (Emmanuelle 

Charpentier und Jennifer Doudna)

Jennifer Doudna                      Emanuelle Charpentier



Biologische Grundlagen
• CRISPR: Clustered regularly 

interspaced short 
palindromic repeats

• CAS: CRISPR-associated
• tracrRNA: trans-activating 

CRISPR-RNA
• crRNA: CRISPR-RNA



Sichelzellanämie

• Bisher nur Therapie durch 
Stammzellentransplantation eines Spenders

• Problem: oft keine passenden Spender

• Neue Möglichkeit: Gentherapeutikum 
Casgevy

• Einmalige Behandlung

• Allerdings lebenslange Auswirkungen



Krebstherapie
Problem: T-Zell-Erschöpfung
• Tumorzellen exprimieren PD-L1

• Hemmung der Immunantwort

Lösung durch CRISPR-Cas9
• Knockout des PDCD1-Gens

• Keine PD-1-Expression

• Tumor kann CAR-T-
Zellen schlechter hemmen



RISIKEN

• Cas9 schneidet an unerwünschten DNa- Stellen
• Mögliche Mutationen in anderen Genen

Off-Target-Effekte

• Begrenzte Effizienz der Vektoren
• Nicht alle Zellen werden erfolgreich editiert

Schwierige Verabreichung

• Keimbahn-Editierung vererbbar
• Möglichkeit von "Designer-Babys"

Ethische Fragen



Zukunftsausblick
1. Präzisere Geneditierung

- Entwicklung von Base Editing und Prime Editing
- Korrektur einzelner Mutationen

ohne Doppelstrangbruch
- Reduzierung von Off-Target-Effekten

2. in vivo Geneditierung
- Entwicklung neuer

Transportsysteme (Lipidnanopartikel, 
virale Vektoren)

- Gezielte CRISPR-Abgabe in komplexe Organe

3. CRISPR in der Landwirtschaft
- Entwicklung klimaresistenter Nutzpflanzen
- Verbesserte Resistenz gegen Krankheiten und 

Schädlinge
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