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Introdução: CRISPR-Cas9 é uma tecnologia baseada em repetições palindrômicas curtas 

agrupadas e regularmente interespaçadas associadas à proteína 9, que se consolidou como 

ferramenta central na medicina de precisão por permitir edição genômica dirigida para correção 

de mutações e modulação da expressão gênica. Entre as condições mais suscetíveis destacam-se 

as hemoglobinopatias, como anemia falciforme e talassemia beta, doenças monogênicas de 

elevada morbimortalidade e com limitação terapêutica. O transplante alogênico de células-tronco 

hematopoiéticas é a única alternativa curativa, porém restrita por barreiras imunológicas e 

escassez de doadores compatíveis. Nesse cenário, a edição gênica emerge como estratégia 

promissora, sobretudo pela indução da hemoglobina fetal, capaz de atenuar a fisiopatologia dessas 

doenças. Objetivos: Analisar os avanços recentes do sistema CRISPR-Cas9 no tratamento das 

hemoglobinopatias, bem como discutir limitações, riscos e implicações bioéticas. Métodos: 

Realizou-se revisão integrativa da literatura com estudos pré-clínicos, ensaios clínicos e revisões 

publicados entre 2020 e 2025, nas bases PubMed, SciELO e LILACS, incluindo publicações em 

português, inglês e espanhol, com foco em terapias gênicas para anemia falciforme e talassemia 

beta. Discussão: As estratégias terapêuticas incluem a edição de reguladores transcricionais, como 

BCL11A (gene associado à proteína 11A do linfoma de células B) e ZBTB7A (fator de transcrição 

com domínio de dedo de zinco e domínio BTB 7A), visando à reativação da hemoglobina fetal, 

além da correção direta do gene HBB (gene da cadeia beta da hemoglobina). Estudos clínicos 

recentes demonstram redução de eventos vaso-oclusivos e independência transfusional em 

parcela significativa dos pacientes. Persistem, contudo, desafios como risco de genotoxicidade 

por quebras de dupla fita no DNA, necessidade de mieloablação, altos custos e complexidade 

técnica. Outrossim, questões bioéticas envolvendo equidade de acesso e segurança a longo prazo 

permanecem em debate. Conclusão: A tecnologia CRISPR-Cas9 representa avanço significativo 

no tratamento das hemoglobinopatias, com potencial curativo e evidências crescentes de eficácia 

clínica. Entretanto, sua ampla incorporação depende da superação de barreiras técnicas, 

econômicas e éticas, bem como do aprimoramento de abordagens mais seguras, como a edição 

de bases e edição primária. 
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