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INTRODUGCAO: A beta talassemia é uma hemoglobinopatia de carater autossémico
recessivo provocada por mutagdes no gene da beta globina (HBB). Essas mutacgdes
resultam na redugao ou auséncia da produgao de globina beta, o que leva ao acumulo
de globina alfa livre. As globinas alfa (a) excedentes tendem a se acumular nos
eritrocitos contribuindo para a sua hemdlise precoce e para a eritropoiese ineficaz.
Estratégias terapéuticas baseadas em técnicas de edi¢cdo génica tém sido discutidas
como substitutas ao tratamento tradicional realizado por transfusées sanguineas e
quelantes de ferro. METODOLOGIA: Foi realizada uma busca sistematica na base de
dados PubMed, utilizando combinacdes das palavras-chave "Beta Thalassemia" e
"Treatment", com o intuito de identificar artigos relevantes sobre o tema. A pesquisa
foi restrita a estudos publicados nos ultimos 5 anos, com acesso completo e gratuito
ao texto e que se enquadram em artigos de revisdo e revisao sistematica. Foram
selecionados os artigos cujos titulos continham as expressdes pesquisadas e que
abordavam aspectos relacionados a beta talassemia e novas estratégias de
tratamento. RESULTADOS: As ferramentas de edigdo génica, atualmente, sdo as
alternativas que se mostram mais promissoras frente a novas estratégias de
tratamento para os acometidos pela beta talassemia. Entre as técnicas empregadas,
o uso de vetores lentivirais (LVVs) - particulas virais, envelopadas, que possuem o
RNA como material genético - tem sido empregado para corregao do gene HBB por
meio da transducao de cdpias funcionais do gene em células-tronco hematopoiéticas.
Em modelos experimentais, a técnica de CRISPR/Cas9 mostrou potencial em reduzir
os sintomas da doenga ao reativar a expressdo de hemoglobina fetal, sem
necessidade da corregcdo completa do gene HBB. Esse sistema de edigdo genética
pode corrigir genes e restaurar a produgéo de (B-globina, auxiliando a restabelecer o
equilibrio entre globinas a e B, o que contribui para o melhor funcionamento dos
eritrocitos. Apesar do potencial terapéutico evidente apresentado por essas
estratégias terapéuticas, todas elas possuem genotoxicidade que podem ser
expressas pela ativagdo de oncogenes e/ou inativagdo de genes supressores de
tumor que podem contribuir para o desenvolvimento de efeitos adversos a saude do
paciente. CONCLUSAO: A edi¢do génica se apresenta, atualmente, como a principal
alternativa para o desenvolvimento de novas estratégias terapéuticas, entretanto, a
sua utilizagao precisa ser controlada devido a sua genotoxicidade. Novos estudos
precisam considerar, além da eficacia das técnicas, estratégias que minimizem os
efeitos genotoxicos que possam ser gerados visando a seguranga, a longo prazo, dos
acometidos pela doenca.
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