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A anemia falciforme e a [-talassemia sdo duas das principais desordens
genéticas do sangue, afetando milhées de pessoas em todo o mundo. Ambas
as condigcdes sdo causadas por mutacdes no DNA que resultam em alteracdes
na producdo e funcdo das hemoglobinas, as proteinas responsaveis pelo
transporte de oxigénio no sangue. A anemia falciforme, por exemplo, leva a
producdo de hemoglobina S, que altera a forma dos glébulos vermelhos,
transformando-os em células rigidas com formato de foice. Essas células
deformadas podem obstruir os vasos sanguineos, causando dor intensa, crises
de anemia e uma série de complicacdes severas. A R-talassemia, por outro
lado, resulta de uma producédo deficiente de hemoglobina R, causando uma
anemia crbénica que exige transfusbes sanguineas frequentes. Ambas as
doencas tém um impacto profundo na qualidade de vida dos pacientes, muitas
vezes exigindo tratamentos caros e invasivos, além de cuidados meédicos
constantes.

Nos ultimos anos, a tecnologia de edicdo genética CRISPR-Cas9 emergiu
como uma ferramenta revolucionaria no campo da medicina genética. Essa



tecnologia oferece a possibilidade de corrigir diretamente as mutagdes
genéticas responsaveis por condicdes como a anemia falciforme e a B-
talassemia. Funcionando como uma endonuclease "tesoura molecular", o
CRISPR-Cas9 pode cortar o DNA em pontos especificos, permitindo a inser¢cao
ou substituicdo de sequéncias genéticas, corrigindo assim as deficiéncias que
levam a essas desordens. O potencial de aplicar essa tecnologia para tratar
doencas genéticas tem despertado grande interesse na comunidade cientifica,
pois oferece uma solugcdo mais eficaz e duradoura em comparacido com 0s
tratamentos atuais, que geralmente sdo paliativos e focam no manejo dos
sintomas, sem resolver a causa subjacente da doenca.

O objetivo deste estudo sera explorar o potencial terapéutico do CRISPR-Cas9
no tratamento da anemia falciforme e da R-talassemia, com foco nos avangos
cientificos, nas implicacbes éticas e nas perspectivas futuras dessa
abordagem. Ao analisar estudos recentes, pretende-se avaliar como a edigéo
genética pode transformar o tratamento dessas doengas, oferecendo a
possibilidade de cura em vez de apenas aliviar os sintomas. Além do impacto
cientifico, também sera discutida a dimensao social, ja que o sucesso dessa
tecnologia pode reduzir a dependéncia de tratamentos continuos, como as
transfusdes sanguineas e melhorar significativamente a qualidade de vida dos
pacientes.

Para alcangar esses objetivos, este trabalho sera conduzido através de uma
revisao bibliografica, consultando artigos cientificos e estudos clinicos recentes
sobre a aplicagdo do CRISPR-Cas9 na correcao de mutagcdes genéticas
responsaveis pela anemia falciforme e pela R-talassemia. As fontes serdo
obtidas de bases de dados reconhecidas, como PubMed, Scielo e Google
Académico. Além disso, serao analisados os desafios éticos que envolvem a
edicdo genética em humanos, abordando questdes como seguranga, eficacia e
as possiveis consequéncias de longo prazo dessa tecnologia. A combinacao
desses aspectos permitira uma visao abrangente sobre o futuro do tratamento
dessas desordens genéticas e o papel que o CRISPR-Cas9 pode
desempenhar na medicina de precisao.
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