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Η κοινή ανάρτηση-παρουσϊαση και των δύο ταυτόχρονα γενομένων επιστημονικών 

ανακοινώσεων παγκοσμϊως , ένα και μόνο σκοπό έχει. Να θυμϊσει στους αναγνώστες, πως μέχρι 

και σήμερα ( θα έλεγα ιδιαϊτερα σήμερα), παραμένει διαχρονικά επϊμονη η Ιπποκρατική 

παρακαταθήκη του «ωφιλέειν και μη βλάπτειν» Γ. Γεωργαδάκης 

Α    Βρετανϊα: Δόθηκε έγκριση στην πρώτη στον κόσμο γονιδιακή θεραπεϊα για        

αιματολογικές παθήσεις                16/11/23 23:48 

 

Η Βρετανϊα ενέκρινε μια γονιδιακή θεραπεϊα, που αποσκοπεϊ να 

θεραπεύσει τη δρεπανοκυτταρική αναιμϊα και την β-θαλασσαιμϊα, κληρονομικές 

αιματολογικές διαταραχές, για ασθενεϊς ηλικϊας 12 ετών και άνω, ανέφερε σήμερα 

ο οργανισμός φαρμάκων της χώρας, γεγονός που την καθιστά την πρώτη χώρα 

στον κόσμο που κάνει κάτι τέτοιο.   

Το Casgevy εϊναι το πρώτο φάρμακο που λαμβάνει άδεια και χρησιμοποιεϊ το 

εργαλεϊο τροποποϊησης του γονιδιώματος 

CRISR, που χάρισε στις εφευρέτριές του, στη 

Γαλλϊδα Emmanuelle Charpentier και την 

Αμερικανϊδα Jennifer Doudna, βραβεϊο Νόμπελ Χημεϊας το 2020, ανέφερε ο 

Bρετανικός οργανισμός φαρμάκων και προϋόντων υγεϊας (Medicines and 

Healthcare products Regulatory Agency, MHRA).   

Α    Βρετανϊα: Δόθηκε έγκριση στην πρώτη στον κόσμο γονιδιακή θεραπεϊα για        

αιματολογικές παθήσεις                16/11/23  

Β    Άνθρωποι με γονιδιακή επεξεργασϊα ; Οι επιστήμονες ηχούν συναγερμό καθώς 

το Ηνωμένο Βασϊλειο εγκρϊνει τη θεραπεϊα CRISPR για τη θεραπεϊα της νόσου του                    

αϊματος                                         17/11/23 

 

 

 

 



Η  δρεπανοκυτταρική αναιμϊα και η β-θαλασσαιμϊα εϊναι γενετικές παθήσεις που 

προκαλούνται από λάθη στα γονϊδια για την αιμοσφαιρϊνη, την οποϊα 

χρησιμοποιούν τα ερυθρά αιμοσφαϊρια προκειμένου να μεταφέρουν οξυγόνο σε 

όλο τον οργανισμό. 

«Τόσο η δρεπανοκυτταρική αναιμϊα, όσο και η β-θαλασσαιμϊα εϊναι 

επώδυνες παθήσεις, που διαρκούν μια ζωή και που σε ορισμένες 

περιπτώσεις μπορεϊ να εϊναι μοιραϊες», ανέφερε στη δήλωση ο προσωρινός 

διευθυντής της MHRA, Julian Beach. 

Σε κλινικές δοκιμές το Casgevy βρέθηκε ότι αποκαθιστά την υγιή παραγωγή 

αιμοσφαιρϊνης στην πλειονότητα των συμμετεχόντων με δρεπανοκυτταρική 

αναιμϊα και εξαρτώμενη από μεταγγϊσεις β-θαλασσαιμϊα, καταπραΰνοντας τα 

συμπτώματα της ασθένειας, πρόσθεσε ο Julian Beach. 

O MHRA ανέφερε ότι δεν έχουν ταυτοποιηθεϊ σημαντικές ανησυχϊες ασφαλεϊας 

στη διάρκεια των δοκιμών, προσθέτοντας πως παρακολουθεϊ εκ του σύνεγγυς την 

ασφάλεια του φαρμάκου. 

Η θεραπεϊα με Casgevy συνϊσταται στην αφαϊρεση αρχέγονων αιμοποιητικών 

κυττάρων από τον μυελό των οστών του ασθενή και στη διόρθωση ενός γονιδϊου 

στο εργαστήριο, με τα τροποποιημένα κύτταρα να εισάγονται και πάλι στον 

οργανισμό του ασθενή έπειτα από θεραπεϊα προσαρμογής ώστε να προετοιμαστεϊ 

ο μυελός των οστών. 

Πηγή: ΑΠΕ-ΜΠΕ, REUTERS 
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Β    Άνθρωποι με γονιδιακή επεξεργασϊα ; Οι επιστήμονες ηχούν συναγερμό καθώς 

το Ηνωμένο Βασϊλειο εγκρϊνει τη θεραπεϊα CRISPR για τη θεραπεϊα της νόσου του                    

αϊματος . 

  17/11/23 

Οι ρυθμιστικές αρχές του Ηνωμένου Βασιλεϊου ενέκριναν αυτήν την εβδομάδα την 

πρώτη θεραπεϊα CRISPR για τη θεραπεϊα ανθρώπων και οι ρυθμιστικές αρχές των 

ΗΠΑ θα μπορούσαν να εγκρϊνουν τη θεραπεϊα - σχεδιασμένη για τη θεραπεϊα 

αιματολογικών διαταραχών - ήδη από τον Δεκέμβριο. Εν τω μεταξύ, η 

αμερικανική εταιρεϊα πϊσω από μια άλλη τεχνολογϊα CRISPR, την «επεξεργασϊα 

βάσης», ανέφερε μια επιτυχημένη αρχική μελέτη - παρά το γεγονός ότι 2 από τα 

10 άτομα υπέστησαν καρδιακή προσβολή, με αποτέλεσμα τον θάνατο ενός 

συμμετέχοντος στη δοκιμή. Με Brenda Baletti, Ph.D. 

 

Οι ρυθμιστικές αρχές του Ηνωμένου Βασιλεϊου ενέκριναν την Πέμπτη μια 

θεραπεϊα που χρησιμοποιεϊ την τεχνολογϊα επεξεργασϊας γονιδϊων CRISPR για τη 

θεραπεϊα δύο διαταραχών του αϊματος. Οι ομοσπονδιακές ρυθμιστικές αρχές των 

ΗΠΑ εϊναι έτοιμες να εγκρϊνουν την ϊδια μεταχεϊριση τον Δεκέμβριο. 

https://childrenshealthdefense.org/authors/brenda-baletti/
https://www.gov.uk/government/news/mhra-authorises-world-first-gene-therapy-that-aims-to-cure-sickle-cell-disease-and-transfusion-dependent-thalassemia
https://www.nytimes.com/2023/10/31/health/sickle-cell-fda-cure-crispr.html


Η θεραπεϊα exa-cel , η οποϊα ακούει στο όνομα Casgevy , εϊναι η πρώτη στον 

κόσμο θεραπεϊα CRISPR για ανθρώπους που εγκρϊθηκε στην αγορά. 

Το CRISPR εϊναι μια τεχνολογϊα επεξεργασϊας γονιδϊων, που λειτουργεϊ ως ένα 

ζευγάρι «γενετικών ψαλιδιών», επιτρέποντας στους επιστήμονες 

να επεξεργάζονται τμήματα του DNA «κόβοντας» συγκεκριμένα τμήματά του και 

αντικαθιστώντας τα με νέα τμήματα. Ανακοινώθηκε για πρώτη φορά σε 

ένα έγγραφο του 2012 , το CRISPR φημϊζεται ως ένας φθηνός και εύκολος τρόπος 

επεξεργασϊας γονιδϊων. 

Οι εφευρέτες του κέρδισαν το Νόμπελ Χημεϊας το 2020. Τα τελευταϊα χρόνια, οι 

εφαρμογές στη χειραγώγηση φυτών και η έρευνα για πιθανή χρήση στον άνθρωπο 

έχουν πολλαπλασιαστεϊ, καθώς η τεχνολογϊα έχει προωθηθεϊ ως πιθανή λύση σε 

προβλήματα που ξεκινούν από ασθένειες, ασφάλεια τροφϊμων και κλιματική 

αλλαγή . 

Αλλά αυτή η έρευνα ήταν εξαιρετικά αμφιλεγόμενη και μια μακρά σειρά 

εγγράφων έχει δημοσιευθεϊ που περιγράφει λεπτομερώς τις ανεπιθύμητες 

συνέπειες της επεξεργασϊας γονιδϊων CRISPR , η οποϊα έχει βρεθεϊ ότι προκαλεϊ 

πολλούς τύπους σοβαρών ακούσιων βλαβών στο DNA. 

Το Casgevy έχει σχεδιαστεϊ για τη θεραπεϊα δύο παθήσεων του αϊματος: τη 

δρεπανοκυτταρική αναιμϊα και τη βήτα θαλασσαιμϊα . Η δρεπανοκυτταρική 

αναιμϊα, γνωστή και ως δρεπανοκυτταρική αναιμϊα, εμφανϊζεται συχνότερα σε 

άτομα αφρικανικής ή Καραϋβικής καταγωγής. Μπορεϊ να προκαλέσει 

εξουθενωτικό πόνο. 

Τα άτομα με βήτα θαλασσαιμϊα, η οποϊα μπορεϊ να προκαλέσει ήπια ή σοβαρή 

αναιμϊα, μπορεϊ να χρειάζονται τακτικές μεταγγϊσεις αϊματος. 

Και οι δύο γενετικές καταστάσεις προκαλούνται από σφάλματα στα γονϊδια για 

την αιμοσφαιρϊνη, μια πρωτεόνη που επιτρέπει στα ερυθρά αιμοσφαϊρια να 

https://crisprtx.com/about-us/press-releases-and-presentations/crispr-therapeutics-and-vertex-announce-global-exa-cel-regulatory-submissions-for-sickle-cell-disease-and-beta-thalassemia-in-2022
https://crisprtx.com/therapies
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https://www.science.org/doi/10.1126/science.1225829
https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC4975809/
https://www.theguardian.com/science/2020/oct/07/scientists-win-nobel-chemistry-prize-for-genetic-scissors
https://childrenshealthdefense.org/defender/gene-edited-plants-animals-foreign-dna/
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https://www.gmwatch.org/en/news/archive/2019/19223
https://childrenshealthdefense.org/defender/crispr-technology-gene-editing-world-hunger/
https://childrenshealthdefense.org/defender/crispr-gene-editing-safety-risk/
https://www.cdc.gov/ncbddd/sicklecell/facts.html
https://www.cdc.gov/ncbddd/sicklecell/facts.html
https://www.cdc.gov/ncbddd/sicklecell/facts.html
https://www.hopkinsmedicine.org/health/conditions-and-diseases/beta-thalassemia


μεταφέρουν οξυγόνο σε όλο το σώμα - και οι δύο καταστάσεις μπορεϊ να εϊναι 

θανατηφόρες. 

Η θεραπεϊα, που αναπτύχθηκε από την Vertex Pharmaceuticals και την CRISPR 

Therapeutics , εγκρϊθηκε, μετά από μια δοκιμαστική εφαρμογή, που ακολούθησε 

μόνο 29 από τους συνολικά 45 συμμετέχοντες ασθενεϊς , με δρεπανοκυτταρική 

αναιμϊα, για 16 μήνες. Εϊκοσι οκτώ από αυτούς που παρακολουθήθηκαν δεν εϊχαν 

πόνο μετά από ένα χρόνο, που οφεϊλεται κυρϊως στις κρϊσεις-εξάρσεις της 

νόσου, ανέφερε το Nature . 

Στην κλινική δοκιμή για τη βήτα θαλασσαιμϊα, 39 από τους 42 συμμετέχοντες στη 

δοκιμή δεν χρειάστηκε να κάνουν μετάγγιση ερυθρών αιμοσφαιρϊων για 

τουλάχιστον 12 μήνες μετά τη λήψη του Casgevy.  Συνήθως, χρειάζονται 

μεταγγϊσεις αϊματος, κάθε τρεις έως πέντε εβδομάδες. 

Πώς λειτουργεϊ η θεραπεϊα; 

Και για τις δύο ασθένειες, η θεραπεϊα χορηγεϊται με τη λήψη βλαστοκυττάρων 

που παράγουν αϊμα, από τον μυελό των οστών του ασθενούς και την επεξεργασϊα 

των γονιδϊων χρησιμοποιώντας τη τεχνική CRISPR, γνωστό και ως CRISPR/Cas9 , 

που ονομάζεται έτσι από την πρωτεόνη που χρησιμοποιεϊται για την κοπή του 

DNA. 

Η τεχνολογϊα στοχεύει ένα γονϊδιο, που ονομάζεται BCL11A, το οποϊο συνήθως 

διακόπτει την παραγωγή ενός εϊδους αιμοσφαιρϊνης που συνήθως παράγεται 

μόνο από τα έμβρυα. 

Το Cas9 εντοπϊζει το γονϊδιο και κόβει τους κλώνους του DNA για να σταματήσει 

να λειτουργεϊ το γονϊδιο. Στη διαδικασϊα, απελευθερώνει την παραγωγή εμβρυϋκής 

αιμοσφαιρϊνης, η οποϊα δεν έχει τις ϊδιες ανωμαλϊες με την αιμοσφαιρϊνη των 

ενηλϊκων σε άτομα με αυτές τις διαταραχές του αϊματος. 

https://www.vrtx.com/
https://crisprtx.com/
https://crisprtx.com/
https://crisprtx.com/
https://www.nature.com/articles/d41586-023-03590-6
https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC4975809/
https://www.nejm.org/doi/10.1056/NEJMoa2215643


Πριν από τη θεραπεϊα, οι ασθενεϊς υποβάλλονται σε μια έντονη και επικϊνδυνη 

θεραπεϊα που ονομάζεται « μυελοεκκαθαριστική προετοιμασϊα », η οποϊα 

προετοιμάζει το σώμα τους να λάβει τα γονιδιακά επεξεργασμένα κύτταρα. Τα 

γονιδιακά επεξεργασμένα κύτταρα στη συνέχεια εγχέονται πϊσω στο σώμα μετά 

την επεξεργασϊα τους. Οι ασθενεϊς μπορεϊ να χρειαστεϊ να περάσουν μήνες στο 

νοσοκομεϊο πριν και μετά τη θεραπεϊα. 

Η θεραπεϊα πιθανότατα θα εϊναι πολύ ακριβή - περϊπου 2 εκατομμύρια δολάρια - 

καθώς εισερχόμαστε στη λεγόμενη « εποχή των γενετικών θεραπειών πολλών 

εκατομμυρϊων δολαρϊων », αν και οι εταιρεϊες δεν έχουν κατονομάσει την τιμή. 

 

«Χρειάζεται μόνο ένα κύτταρο μέσα σε μια μεγάλη δεξαμενή επεξεργασμένων 

κυττάρων για να … προκαλέσει καρκϊνο» 

Αν και τα περισσότερα μέσα ενημέρωσης γιόρτασαν για τις νέες θεραπεϊες που 

βασϊζονται στο CRISPR, η επιστημονική έρευνα έχει εγεϊρει ανησυχϊες σχετικά με 

τη χρήση της τεχνολογϊας, η οποϊα μπορεϊ να προκαλέσει σοβαρή γενετική βλάβη. 

Αυτό μπορεϊ να συμβεϊ, για παράδειγμα, όταν το κύτταρο αρχϊζει να 

επιδιορθώνεται μετά την αρχική κοπή με στόχευση CRISPR, ανεξάρτητα από το 

πόσο «ακριβής» μπορεϊ να εϊναι αυτή η περικοπή. 

 

Μελέτες έχουν βρει ότι οι επεξεργασϊες του CRISPR, που αποσκοπούσαν να 

εξαλεϊψουν τη λειτουργϊα ενός γονιδϊου απέτυχαν να το κάνουν. Αντϊθετα, έχουν 

καταστρέψει τα γονϊδια, προκαλώντας άγνωστες μεταλλάξεις. 

 

Σε άλλες περιπτώσεις, το CRISPR έκανε απροσδόκητα μεγάλες διαγραφές , 

προκαλώντας μεγαλύτερη γενετική βλάβη, από ό,τι πιστεύαμε προηγουμένως. Ο 

Μιχαήλ Αντωνϊου, Ph.D. , επικεφαλής του Gene Expression & Therapy Group στο 

King's College του Λονδϊνου, εϊπε στο The Defender : 

https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/myeloablative-conditioning
https://www.nature.com/articles/d41586-023-03590-6
https://www.wired.com/story/the-era-of-one-shot-multi-million-dollar-genetic-cures-is-here/
https://www.wired.com/story/the-era-of-one-shot-multi-million-dollar-genetic-cures-is-here/
https://www.nature.com/articles/nbt.4192
https://www.nature.com/articles/nbt.4192
https://www.nature.com/articles/s41467-019-12028-5
https://genomebiology.biomedcentral.com/articles/10.1186/s13059-017-1237-8
https://www.kcl.ac.uk/people/michael-antoniou
https://www.kcl.ac.uk/research/gene-expression-therapy-group
https://childrenshealthdefense.org/defender/


«Εϊναι καλά τεκμηριωμένο ότι η επεξεργασϊα γονιδϊων CRISPR/Cas9 δεν εϊναι 

μόνο επιρρεπής σε γενετικές βλάβες εκτός στόχου, αλλά και σε ένα ευρύ φάσμα 

ακούσιων μεταλλάξεων ακόμη και στην προβλεπόμενη τοποθεσϊα 

επεξεργασϊας. Αυτό μπορεϊ να επηρεάσει αρνητικά τη λειτουργϊα πολλαπλών 

γονιδϊων, γεγονός που μπορεϊ να οδηγήσει σε καρκϊνο. 

«Εϊναι επομένως ζωτικής σημασϊας οι υπεύθυνοι για τη χορήγηση της θεραπεϊας 

γονιδιακής επεξεργασϊας να διεξάγουν αμερόληπτη ανάλυση σε όλο το γονιδϊωμα 

ασθενών που υποβάλλονται σε θεραπεϊα για δυνητικά βλαβερές για τη ζωή 

μεταλλάξεις του DNA. Αυτό εϊναι απαραϊτητο καθώς χρειάζεται μόνο ένα κύτταρο 

μέσα στη μεγάλη δεξαμενή των επεξεργασμένων κυττάρων για να πάει στραβά 

και να προκαλέσει καρκϊνο». 

Οι κλινικές δοκιμές δεν βρήκαν καρκϊνο σε κανένα από τα άτομα, αλλά η ομάδα 

δοκιμής ήταν μικρή και οι ασθενεϊς παρακολουθήθηκαν μόνο για 16 μήνες. Η 

Vertex εϊπε ότι σχεδιάζει να παρακολουθεϊ υποκεϊμενα κλινικών δοκιμών για 15 

χρόνια, αλλά εϊπε στις ρυθμιστικές αρχές ότι «δεν εϊδαν κανένα λόγο να 

καθυστερήσουν τη θεραπεϊα», ανέφεραν οι New York Times . 

Το μέλος της συμβουλευτικής επιτροπής του Αμερικανικού 

Οργανισμού Τροφϊμων και Φαρμάκων (FDA) Alexis Komor 

σημεϊωσε ότι μπορούν πάντα να υπάρχουν πρόσθετες 

μελέτες ασφάλειας και δεν ήταν λογικό να «περιμένουμε την τελειότητα σε βάρος 

της προόδου».  

CRISPR για υψηλή χοληστερόλη ; Ο Διευθύνων Σύμβουλος της εταιρεϊας 

βιοτεχνολογϊας που αναπτύσσει θεραπεϊα ελπϊζει ότι κάποια μέρα όλοι θα την 

πάρουν. 

Μια δεύτερη ιατρική θεραπεϊα CRISPR (εκτός από τη δρεπανοκυτταρική αναικϊα 

και τη β-θαλασσαιμϊα), έγινε πρωτοσέλιδο αυτή την εβδομάδα, όταν οι ερευνητές 

https://www.nytimes.com/2023/10/31/health/sickle-cell-fda-cure-crispr.html?partner=slack&smid=sl-share
https://ir.vervetx.com/news-releases/news-release-details/verve-therapeutics-announces-interim-data-verve-101
https://ir.vervetx.com/news-releases/news-release-details/verve-therapeutics-announces-interim-data-verve-101


ανέφεραν ότι, 2 στους 10 συμμετέχοντες εϊχαν καρδιακή προσβολή - και ένας από 

αυτούς πέθανε - στην πρώτη ανθρώπινη δοκιμή χρησιμοποιώντας μια τεχνική 

που προέρχεται από το CRISPR, γνωστή ως «επεξεργασϊα βάσης» για τη μεϊωση 

της χοληστερόλης (ως μελλοντική θεραπεϊα της υπερχολιστεριναιμϊας). 

Ωστόσο, η μελέτη, που παρουσιάστηκε σε μια συνάντηση της Αμερικανικής 

Καρδιολογικής Εταιρεϊας την περασμένη Κυριακή, χαιρετϊστηκε ως «ένα 

πιθανό ορόσημο απόδειξης της ιδέας » από το NPR και ως « υποσχόμενα 

αποτελέσματα » από τη φύση και ως «ανακάλυψη» από την επιστήμη, επειδή 

μεϊωσε τη ποσότητα λιποπρωτεόνης χαμηλής πυκνότητας (LDL) ή «κακής 

χοληστερόλης» , στο αϊμα των επιζώντων συμμετεχόντων στη δοκιμή, έως και 

55%. 

 

Ο FDA ενέκρινε την Verve Therapeutics , την εταιρεϊα βιοτεχνολογϊας που 

βρϊσκεται πϊσω από τη θεραπεϊα, να εγγράψει ασθενεϊς στις ΗΠΑ για να 

συμμετάσχουν στην επόμενη φάση της μελέτης χωρϊς αλλαγές στο πρωτόκολλο 

φαρμάκων. 

Οι επενδυτές ήταν πιο προσεκτικοϊ. Η τιμή της μετοχής της εταιρεϊας υποχώρησε 

37% στις προκαταρκτικές συναλλαγές μετά την παρουσϊαση των δοκιμαστικών 

αποτελεσμάτων της. 

Η θεραπεϊα, ξαναγράφει τον γενετικό κώδικα μέσα στο σώμα χρησιμοποιώντας 

μια μετάγγιση αϊματος για την παροχή ενός βασικού επεξεργαστή που έχει 

σχεδιαστεϊ για να απενεργοποιεϊ μια ηπατική πρωτεόνη που ρυθμϊζει την LDL. 

Η Verve ανέφερε τα ενδιάμεσα αποτελέσματα μιας δοκιμής φάσης 1β για τη 

θεραπεϊα, που διεξήχθη στο Ηνωμένο Βασϊλειο και τη Νέα Ζηλανδϊα, στον 

ιστότοπό της και στη συνάντηση της Αμερικανικής Καρδιολογικής Εταιρεϊας και 

ανακοϊνωσε ότι θα συνεχϊσει τη δοκιμή το επόμενο έτος στις ΗΠΑ.  

https://www.npr.org/sections/health-shots/2023/11/12/1211672034/for-the-first-time-gene-editing-provides-hints-for-lowering-cholesterol
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«Αυτή η τεχνολογϊα προωθεϊται ως « υπερακριβής », αλλά αυτό 

δεν εϊναι ακριβές, σύμφωνα με τον John Fagan, Ph.D. , επικεφαλής 

επιστήμονας και διευθύνων σύμβουλος του μη κερδοσκοπικού 

ανεξάρτητου εργαστηρϊου Health Research Institute .  

Ο Fagan εϊπε στο The Defender: 

«Η «επεξεργασϊα γονιδϊου» εϊναι «κατευθυνόμενη», με την έννοια ότι μπορεϊ να 

προγραμματιστεϊ για να κάνει συγκεκριμένες επιδιωκόμενες αλλαγές στο DNA, 

αλλά, μαζϊ με τις επιδιωκόμενες γονιδιακές επεξεργασϊες, συχνά συμβαϊνουν 

ακούσια αποτελέσματα, «εκτός στόχου», τα οποϊα μπορεϊ να εϊναι βλαπτικά για 

την υγεϊα, ακόμη και την επιβϊωση». 

Η Verve πραγματοποϊησε τη δοκιμή της σε άτομα με ετερόζυγη οικογενή 

υπερχοληστερολαιμϊα (HeFH), μια γενετική ασθένεια που προκαλεϊ υψηλά επϊπεδα 

LDL από τη γέννηση. Αλλά η Verve ελπϊζει ότι η θεραπεϊα θα χρησιμοποιηθεϊ ως 

εφάπαξ εναλλακτική στην καθημερινή χρήση στατινών από τα δεκάδες 

εκατομμύρια των ανθρώπων που έχουν διαγνωστεϊ με υψηλή χοληστερόλη . 

Ο Διευθύνων Σύμβουλος της Verve, Sekar Kathiresan, εϊπε στο 

Science ότι ήλπιζε ότι μια μέρα, θα μπορούσε αυτή η θεραπεϊα, να 

δοθεϊ σε ενήλικες μεγαλύτερης ηλικϊας γενικότερα για να 

αποτρέψει την ασθένεια. «Στο δρόμο, ϊσως γϊνεις 50, και αυτό εϊναι που παϊρνεις 

και παρατεϊνει τη ζωή σου», εϊπε ο Kathiresan. «Αυτό εϊναι το απόλυτο όραμα».  

Όμως ο Fagan εϊπε ότι δεδομένων των σοβαρών κινδύνων για την υγεϊα που 

συνδέονται με αυτή την τεχνολογϊα, δεν υπάρχει καμϊα δικαιολογϊα για μια τέτοια 

πρόταση. «Τέτοιες μέθοδοι θα πρέπει να χρησιμοποιούνται μόνο ως έσχατη λύση», 

εϊπε. 
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Οι τεχνολογϊες που βασϊζονται στο CRISPR εξελϊσσονται γρήγορα «με επικϊνδυνη 

ύβρη»( CRISPR-based technologies being fast-tracked ‘with dangerous hubris’) 

 

Η δοκιμή της Verve εϊναι η πρώτη που χρησιμοποιεϊ μια θεραπεϊα βασικής 

επεξεργασϊας σε ανθρώπους.  

Το CRISPR λειτουργεϊ συνήθως, αποκόπτοντας και τους δύο κλώνους του DNA και 

επιτρέποντας στα κύτταρα να επιδιορθώσουν το σπάσιμο. Οι συντάκτες βάσης, 

(base editors), που αναπτύχθηκαν το 2016 από το εργαστήριο του David Liu, στο 

Πανεπιστήμιο του Χάρβαρντ και το Broad Institute , χρησιμοποιούν 

την τεχνολογϊα CRISPR, για να αλλάξουν μεμονωμένες βάσεις στον 

γενετικό κώδικα χωρϊς να σπάσουν και οι δύο κλώνοι DNA - μια 

διαδικασϊα που οι προγραμματιστές λένε ότι εϊναι πιο ακριβής. 

Αν και μερικές γονιδιακές θεραπεϊες CRISPR, έχουν δοκιμαστεϊ απευθεϊας στο 

ανθρώπινο σώμα, η επεξεργασϊα βάσης δεν έχει δοκιμαστεϊ.  

Το πρώτο τεστ επεξεργασϊας βάσεως σε ανθρώπους, νωρϊτερα φέτος, αφαϊρεσε 

κύτταρα από το σώμα ενός κοριτσιού με λευχαιμϊα , τα επεξεργάστηκε σε 

εργαστήριο και στη συνέχεια τα έβαλε ξανά στο σώμα της. 

Αυτή η θεραπεϊα εγχέει απευθεϊας στους ανθρώπους τη θεραπεϊα, η οποϊα έχει 

σχεδιαστεϊ για να απενεργοποιεϊ μόνιμα ένα γονϊδιο στο ήπαρ, που 

ονομάζεται PCSK9 , το οποϊο ελέγχει την LDL χοληστερόλη. Αυτό μπορεϊ να 

αυξήσει τον κϊνδυνο καρδιακής προσβολής και εγκεφαλικού. 

Η Verve, ενέγραψε 10 άτομα στη δοκιμή με HeFH, η οποϊα επηρεάζει, περϊπου τρϊα 

εκατομμύρια άτομα στις ΗΠΑ και την Ευρώπη. Οι συμμετέχοντες εϊχαν στεφανιαϊα 

νόσο και έλαβαν στατϊνες. 

Η επιστήμη εξήγησε πώς λειτουργεϊ η θεραπεϊα: 
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«Η θεραπεϊα αυτή αποτελεϊται από αγγελιοφόρο RNA (mRNA), που δϊνει οδηγϊες 

στα κύτταρα να κατασκευάσουν τα πρωτεϋνικά συστατικά του επεξεργαστή 

γονιδϊων(gene editor’s protein components).  

 Συσκευασμένο σε μικροσκοπικές μπάλες λϊπους που ονομάζονται νανοσωματϊδια 

λιπιδϊων (LNPs) -που χρησιμοποιούνται επϊσης στα εμβόλια mRNA COVID-19-

 ταξιδεύει στο ήπαρ, όπου ένας επιπλέον κλώνος RNA που μεταφέρεται επϊσης 

στα σωματϊδια καθοδηγεϊ τον επεξεργαστή βάσης στο γονϊδιο PCSK9. 

«Ο συνδυασμός κάνει μια αλλαγή ζεύγους μιας βάσης, έτσι ώστε τα κύτταρα να 

μπορούν να παράγουν μόνο βραχυπρόθεσμες, μη λειτουργικές εκδόσεις του 

ενζύμου».  

Αλλά ο J. Jay Couey, Ph.D. , 

επιστήμονας του προσωπικού για την 

Προστασϊα της Υγεϊας των Παιδιών, 

εϊπε στο The Defender ότι τέτοιες 

μεθοδολογϊες επιμόλυνσης που 

βασϊζονται στο LNP έχουν μια «κρϊσιμη αδυναμϊα» που τις καθιστά επικϊνδυνες 

και την οποϊα πολλοϊ ειδικοϊ, συμπεριλαμβανομένων των Δρ. Sucharit Bhakdi , 

Michael Yeadon , Ph.D. , και Byram Bridle, Ph.D. , αναδεικνύουν εδώ και χρόνια. 

Ο Couey εϊπε: 

«Ένα εντυπωσιακό κοινό μεταξύ πολλών από αυτά τα παραδεϊγματα ταχεϊας 

παρακολούθησης της τεχνολογϊας CRISPR εϊναι η υπόθεση ότι τα LNPs μπορούν 

να χρησιμοποιηθούν για να «στοχεύσουν» αυτά τα mRNA σε συγκεκριμένα 

κύτταρα. 
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«Έχουμε δηλώσεις από τον εφευρέτη της τεχνολογϊας LNP, Pieter 

Cullis , που παραδέχεται ελεύθερα ότι δεν μπορούν να 

στοχεύσουν LNP σε έναν συγκεκριμένο ιστό.  

«Ως εκ τούτου, όπως οι μεταμολύνσεις που βασϊζονται στο LNP 

που ονομάστηκαν ερευνητικά εμβόλια για το SARS-CoV2, αυτές οι θεραπεϊες θα 

εξαπλωθούν σε όλο το σώμα σε τυχαϊους ιστούς με ένα μπουκέτο πιθανών 

άγνωστων βραχυπρόθεσμων και μακροπρόθεσμων συνεπειών που σχετϊζονται με 

τη διαμόλυνση τυχαϊων κυττάρων σε όλο το σώμα. » 

Έξι από τους 10 ασθενεϊς στη μελέτη, έλαβαν υποκλινικές δόσεις και δεν 

αναφέρθηκε μεϊωση των επιπέδων της LDL. Από τους τρεις που έλαβαν υψηλή 

δόση, δύο ασθενεϊς εϊχαν μειώσεις 39% και 48% στα επϊπεδα της LDL και ο 

ασθενής που εϊχε την υψηλότερη δόση εϊχε μεϊωση της LDL κατά 55% που 

διήρκεσε για έξι μήνες. 

Οι συμμετέχοντες παρουσϊασαν συμπτώματα, που μοιάζουν με γρϊπη μαζϊ με μια 

προσωρινή αύξηση των ηπατικών ενζύμων. Ένας ασθενής στην ομάδα της 

υποκλινικής δόσης πέθανε από καρδιακή προσβολή πέντε εβδομάδες μετά τη 

θεραπεϊα και ένας που εϊχε κλινική δόση υπέστη καρδιακή προσβολή την επόμενη 

ημέρα της θεραπεϊας αλλά επέζησε. 

Από τα δύο άτομα που εμφάνισαν καρδιακά επεισόδια, η Verve ανέφερε ότι ένας 

ερευνητής και μια «ανεξάρτητη επιτροπή αναθεώρησης» κατέληξαν στο 

συμπέρασμα ότι ο θάνατος δεν σχετιζόταν με τη θεραπεϊα και το δεύτερο 

καρδιακό επεισόδιο, που συνέβη την ημέρα μετά τη θεραπεϊα, «σχετϊζονταν 

δυνητικά» με θεραπεϊα. 

Η Verve σχεδιάζει να δοκιμάσει τη θεραπεϊα σε περϊπου 40 ασθενεϊς, αλλά εϊπε ότι 

θα εγγράψει «λιγότερο επικϊνδυνους ασθενεϊς», για να προσπαθήσει να μειώσει 
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την εγγραφή ασθενών που ενδέχεται να έχουν αυτό που αποκάλεσε «άσχετες 

επιπλοκές», όπως καρδιακή προσβολή και θάνατο. 

«Αυτό που προσπαθούμε να κάνουμε εϊναι να αναπτύξουμε έναν εντελώς νέο 

τρόπο για τη θεραπεϊα της καρδιακής νόσου», δήλωσε ο Kathiresan στο NPR σε 

συνέντευξή του. « Εϊμαστε πολύ ενθουσιασμένοι . Αυτή εϊναι η πρώτη απόδειξη 

ότι κάποιος μπορεϊ πραγματικά να ξαναγράψει ένα μόνο γράμμα DNA στο 

ανθρώπινο ήπαρ και να έχει κλινικό αποτέλεσμα. Εϊμαστε λοιπόν 

ενθουσιασμένοι». 

Ο Couey βλέπει τα πράγματα διαφορετικά. «Τα φάρμακα σαν αυτά γϊνονται 

γρήγορα με βάση τη νέα και πολύ επικϊνδυνη υπόθεση ότι η χρήση LNPs που 

φέρουν mRNA για τη διαμόλυνση υγιών ανθρώπων, έχει αποδειχθεϊ ασφαλής με 

τη χρήση τους ως αντϊμετρο πανδημϊας». 

Αλλά αυτό δεν εϊναι έτσι, εϊπε ο Couey. 

«Η λεγόμενη επιτυχϊα της τεχνολογϊας, που αξϊζει το βραβεϊο Νόμπελ στα εμβόλια 

κατά του COVID-19 - που τώρα γνωρϊζουμε ότι προκάλεσε μια συνεχώς 

διευρυνόμενη λϊστα προβλημάτων, ενώ δεν παρέχει ουσιαστικά οφέλη, για την 

υγεϊα - θεωρεϊται απόδειξη ότι οποιοσδήποτε συνδυασμός LNP και το mRNA εϊναι 

βασικά ασφαλές, παρά τα στοιχεϊα που αποδεικνύουν το αντϊθετο». 

Και πρόσθεσε: «Η ψεύτικη ορμή χρησιμοποιεϊται για την επιτάχυνση της 

γονιδιακής θεραπεϊας γενικά,  αποτελώντας μια επικϊνδυνη ύβρη ». 

Brenda Baletti Ph.D. εϊναι ρεπόρτερ του The Defender. Έγραψε και δϊδαξε για τον καπιταλισμό και την πολιτική για 

10 χρόνια στο πρόγραμμα συγγραφής στο Πανεπιστήμιο Duke. Εϊναι κάτοχος Ph.D. στην 

ανθρωπογεωγραφϊα από το Πανεπιστήμιο της Βόρειας Καρολϊνας στο Chapel Hill και μεταπτυχιακό 

από το Πανεπιστήμιο του Τέξας στο Όστιν. 
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