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Introducéo

A anemia falciforme (AF) afeta milhares de pessoas no mundo todo. E uma doenca hereditaria autossémica
recessiva, caracterizada pela producao de hemoglobina S (HbS), que difere da hemoglobina A (MATALLANA et
al., 2021), que gera uma anormalidade, também chamada de polimerizagdo da HbS (INUSA et al., 2019), levando
a um comprometimento da oxigenacéo dos tecidos, que pode causar lesdo de érgdos e outros maleficios ao
organismos. O tratamento convencional consiste em terapias sintomaticas, porém a terapia génica vem sendo
investigada como uma possivel cura para essa condicédo.

A capacidade de melhoramento genético por meio da corre¢cdo de genes mutados ou modificacdes sitio-
especificas que visam o tratamento terapéutico € conhecida como terapia génica e pode ser usada em diversas
doencas genéticas incluindo a anemia falciforme. Apesar de ser ainda experimental h4 grandes expectativas em
relacdo a essa nova abordagem terapéutica para a anemia falciforme (GOLCALVES, 2017).

Obijetivo

O objetivo do presente trabalho foi analisar os estudos e pesquisas cientificas que abordam a utilizacdo da terapia
génica na anemia falciforme, a fim de avaliar o seu uso como um tratamento promissor.

Material e Métodos

Foi realizada uma reviséo de literatura onde foram criteriosamente selecionados disserta¢cfes e artigos cientificos
através das seguintes bases de dados: Google académico, Scientific Electronic Library Online (SciELO) e
PubMed, para serem consultados. A selecao de contetdos teve como critério trabalhos publicados nos ultimos 7
anos, sem dispensar estudos anteriores de importancia. As palavras chaves utilizadas na busca foram: terapia
génica, anemia falciforme, CRISPR/Cas, Sickle cell disease e gene teraphy.

Resultados e Discussédo

Segundo as pesquisas disponiveis, até os dias atuais foi possivel verificar 0 avanco da terapia génica na AF, onde
sdo aplicadas duas abordagens gerais: adicdo de genes, em que 0s genes sao transferidos para o genoma
através de um sistema de vetores, e edi¢do de genes, em que sédo feitas alteragfes gendmicas permanentes que
envolvem a remocao ou substituicdo de sequéncias de DNA, utilizando principalmente a técnica do CRISPR/cas9
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(ALLISTAR, et al., 2021).

Até a data, o objetivo destas abordagens tem sido minimizar o efeito da mutagcdo da HbS através de modificacdes
genéticas que permitam a produ¢do de hemoglobina (Hb) normal ou de Hb com propriedades anti-sickling
(ALLISTAR, et al., 2021), utilizando principalmente células-tronco hematopoiéticas.

No presente momento existem trés estudos em aberto na fase de recrutamento de pacientes registrados no
clinicaltrials.gov e todos eles utilizam vetores no tratamento genético de pacientes com anemia falciforme atuando
diretamente no gene.

Conclusao

Diante dos avancgos cientificos e tecnolégicos no campo da medicina, biotecnologia e genética, € indiscutivel o
potencial da terapia génica no tratamento, e possivel cura, da AF, pois os resultados preliminares de algumas
pesquisas sdo 6timos. Essa terapia inovadora pode ajudar os pacientes com AF a ter uma cura eficaz e
duradoura, melhorando significativamente suas condi¢cdes de vida e abrindo caminho para tratamentos de outras
doencgas genéticas, mesmo ainda enfrentando alguns obstaculos.
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