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Influencia de la biotecnologia molecular en el avance de terapias génicas

Resumen

La biotecnologia molecular se centra en el uso de técnicas y procesos moleculares para manipular
el material genético y las proteinas con el fin de desarrollar productos y procesos Utiles para la
ciencia, por su parte la terapia génica es definida como la introduccion, eliminacién o modificacion
de material genético en las células de un paciente para tratar una enfermedad. Las terapias génicas
han experimentado una revolucion gracias a la biotecnologia molecular, que ha hecho posible la
creacion de tratamientos novedosos e individualizados para una amplia gama de enfermedades
hereditarias y adquiridas. En este articulo se analiza el impacto de los avances actuales en
biotecnologia molecular en los tratamientos génicos. Se destaca el uso de métodos como
CRISPR/Cas9, oligonucleotidos y vectores virales y no virales en la terapia de enfermedades como
el cancer, la fibrosis quistica y el sindrome de Marfan. La metodologia utilizada fue un analisis
exhaustivo de todos los datos publicados durante los cinco afios anteriores. La estrategia de
busqueda incluyd bases de datos cientificas como Elsevier, Google académico, PubMed, Scielo,
Redalyc. La investigacion respetd principios bioéticos y citd correctamente las fuentes. La
motivacion para este estudio surge de la necesidad de comprender mejor los avances recientes en
biotecnologia molecular y su impacto en la eficacia de las terapias génicas, especialmente en el
contexto de los desafios presentes en paises en desarrollo como Ecuador, principalmente debido a
la falta de financiacion y acceso a tecnologias avanzadas. Los resultados indican que las eficacias,
los beneficios y los riesgos de las terapias génicas varian considerablemente entre enfermedades y
técnicas. Se concluye que se necesitan mas investigadores para abordar las limitaciones actuales
de la terapia génica y optimizar su eficacia en el tratamiento de enfermedades hereditarias y
adquiridas.

Palabras clave: Biotecnologia molecular; terapias génicas; CRISPR/Cas9; vectores virales;

enfermedades genéticas; innovacion terapéutica; investigacion biomédica.

Abstract

Molecular biotechnology focuses on the use of molecular techniques and processes to manipulate
genetic material and proteins in order to develop products and processes useful for science. Gene
therapy is defined as the introduction, elimination or modification of genetic material in a patient's
cells to treat a disease. Gene therapies have undergone a revolution thanks to molecular

biotechnology, which has made possible the creation of novel and individualized treatments for a
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wide range of hereditary and acquired diseases. This article analyzes the impact of current advances
in molecular biotechnology on gene treatments. The use of methods such as CRISPR/Cas9,
oligonucleotides, and viral and non-viral vectors in the therapy of diseases such as cancer, cystic
fibrosis, and Marfan syndrome is highlighted. The methodology used was an exhaustive analysis
of all data published during the previous five years. The search strategy included scientific
databases such as Elsevier, Google Scholar, PubMed, Scielo, Redalyc. The research respected
bioethical principles and correctly cited the sources. The motivation for this study arises from the
need to better understand recent advances in molecular biotechnology and their impact on the
efficacy of gene therapies, especially in the context of the challenges present in developing
countries such as Ecuador, mainly due to the lack of funding and access to advanced technologies.
The results indicate that the efficacies, benefits and risks of gene therapies vary considerably
between diseases and techniques. It is concluded that more researchers are needed to address the
current limitations of gene therapy and optimize its efficacy in the treatment of hereditary and
acquired diseases.

Keywords: Molecular biotechnology; gene therapies; CRISPR/Cas9; viral vectors; genetic

diseases; therapeutic innovation; biomedical research.

Resumo

A biotecnologia molecular centra-se na utilizacdo de técnicas e processos moleculares para
manipular material genético e proteinas de forma a desenvolver produtos e processos Uteis para a
ciéncia, por sua vez, a terapia genética e definida como a introducéo, eliminacdo ou modificacdo
de material genético nas células de um doente. As terapias genéticas sofreram uma revolucao
gracas a biotecnologia molecular, que tornou possivel a criacdo de tratamentos novos e
individualizados para uma vasta gama de doencas hereditarias e adquiridas. Este artigo analisa o
impacto dos avancos atuais na biotecnologia molecular nos tratamentos genéticos. Destaca-se a
utilizacdo de métodos como o CRISPR/Cas9, oligonucledtidos e vetores virais e ndo virais na
terapéutica de doencas como o cancro, fibrose quistica e sindrome de Marfan. A metodologia
utilizada foi uma analise abrangente de todos os dados publicados durante os cinco anos anteriores.
A estratégia de pesquisa incluiu bases de dados cientificas como a Elsevier, Google Scholar,
PubMed, Scielo, Redalyc. A investigacdo respeitou os principios bioéticos e citou corretamente as

fontes. A motivacdo para este estudo surge da necessidade de compreender melhor os avangos
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recentes na biotecnologia molecular e o seu impacto na eficacia das terapias genéticas,
especialmente no contexto dos desafios presentes em paises em desenvolvimento como o Equador,
principalmente devido a falta de financiamento e acesso a tecnologias avangadas. Os resultados
indicam que a eficécia, os beneficios e o0s riscos das terapias genéticas variam consideravelmente
entre doencas e técnicas. Conclui-se que sdo necessarios mais investigadores para abordar as
actuais limitacBes da terapia genética e optimizar a sua eficicia no tratamento de doencas
hereditérias e adquiridas.

Palavras-chave: Biotecnologia molecular; terapias genéticas; CRISPR/Cas9; vetores virais;
doencas genéticas; inovacao terapéutica; investigacdo biomédica.

Introduccion

La terapia génica es un campo de estudio que tiene como objetivo tratar enfermedades que son
dificiles de tratar con medios convencionales mediante el empleo de la transferencia de genes. Sin
embargo, el entorno puede tener un impacto en las propiedades de la terapia génica (1). Asi, el
campo de la medicina personalizada, y en particular la terapia génica, vive un momento muy
prometedor a través de nuevas estrategias terapéuticas para el tratamiento de enfermedades. La
terapia génica se define como cualquier procedimiento mediante el cual se modifican
geneticamente las células de un paciente con el fin de tratar o aliviar una enfermedad (2).
Ademas, los avances en biotecnologia y descubrimiento de farmacos han desempefiado un papel
crucial a la hora de traducir los conocimientos moleculares en innovaciones terapéutica, desde
inhibidores de moléculas pequefias y anticuerpos monoclonales hasta terapias génicas y terapias
celulares, el conjunto de herramientas de la medicina molecular continda ampliandose y ofrece
gran variedad de opciones de tratamiento para una amplia gama de enfermedades, por lo cual la
revolucion de la medicina molecular presenta un cambio de paradigma para comprender y tratar
enfermedades (3).

Segun la OMS las terapias génicas somaticas, se han utilizado con éxito para tratar la infeccién por
el VIH, la anemia de las células falciformes, amiloidosis de transtiretina, ademas también mejoran
enormemente el tratamiento de diversos tipos de cancer, entre la eficacia de las terapias génicas
segun datos recientes se encuentra la leucemia linfoblastica aguda, Kymriah una terapia con las
células CAR-T ha demostrado una tasa de remisidn de aproximadamente el 85% en pacientes con
LLA (4).
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A nivel mundial, paises como Estados Unidos y el Reino Unido siguen estando a la vanguardia de
este tipo de estudios, tanto en el desarrollo de investigacion basica como en ensayos clinicos de
terapia génica. Sin embargo, Espafia, que ocupa el puesto 26 del mundo en desarrollo humano,
realiz6 el 1,2% de todos los ensayos clinicos de terapia génica en 2018 con el fin de financiar
proyectos de investigacion biomédica (1).

Por su parte, paises latinoamericanos como Argentina y Colombia han incurrido en la
investigacion de terapia géenica, se considera a México como el primer pais de América latina en
realizar un ensayo clinico de terapia génica, aunque no se figure a una escala mundial, México
tienen una presencia importante en lo que respecta la investigacion de terapias génicas. Ademas,
invierte anualmente un estimado de 350 millones de pesos para financiar proyectos de
investigacion cientifica por medio del consejo nacional de ciencia y tecnologia (1).

Actualmente en Ecuador se desarrollan diversas investigaciones de biologia molecular para el
desarrollo de terapias génicas por ejemplo el Instituto Nacional de Investigacion en Salud Publica
(INSPI) e investigadores de la Universidad San Francisco de Quito, Universidad Tecnologia
Equinoccial y de la Universidad de Cuenca han desarrollado un proyecto con el objetivo de disefiar
una enzima P450 mas eficiente que permita la activacion de la ciclofosfamida para uso en terapia
génica de cancer (Carrera Pacheco, Mueller, Puente-Pineda, Zufiiga, & Guaman, 2024), a la fecha
también, la UTPL lleva adelante proyectos de investigacion, enfocados en el andlisis de
enfermedades raras, como la distrofia muscular de cintura y cadera (6).

A nivel local también se han llevado a cabo diversos estudios de suma importancia para el avance
del desarrollo de terapias génicas, en la provincia de Manabi destacan proyectos como el estudio
“Experiencia en la terapia de pacientes pediatricos con Leucemia Linfoblastica Aguda” realizado
por SOLCA de Manabi, el cual se realiz6 un estudio longitudinal con 94 pacientes pediatricos,
donde el 54% permanecen el rango masculino y rango predominante de 2 a 6 afios (Villaprado
Meza & Cedefio Mera, 2021).

Aunque este como muchos otros estudios denotan la deficiencia de la investigacion de terapias
génicas en Ecuador, declaran “Los datos son insuficientes para reflejar plenamente la situacion de
nuestro pais. Las razones son mdltiples e incluyen, entre otras, la falta de recursos en materia de
educacion, formacién y habitos de investigacion; sistemas laborales que favorecen el trabajo
médico remunerado por encima de la atencion directa al paciente; la falta de incentivos y

remuneraciones para la investigacién en entornos hospitalarios; y, en ocasiones, la ausencia de los
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recursos técnicos y tecnoldgicos necesarios para apoyar los protocolos y permitir un seguimiento
preciso de la evolucion de la enfermedad, el diagndstico, el tratamiento y el prondstico.”
(Villaprado Meza & Cedefio Mera, 2021).

En este sentido, la docente de la maestria de Analisis Biol6gico y Diagndstico de Laboratorio de la
Universidad Técnica Particular de Loja (UTPL) Paola Dalgo Aguilar, sefiala que Ecuador siempre
ha empleado técnicas y terapias que fueron pensadas para atender las necesidades de otros grupos
poblacionales, lo que ha dificultado alcanzar un entendimiento propio de las enfermedades que
afectan a nuestra comunidad. Por otra parte, se menciona que el camino para el desarrollo de
estrategias de terapia genética no ha sido facil ni ha estado exento de problemas y contratiempos.
(8).

En definitiva, la influencia de la biotecnologia molecular en relacién a los avances en terapias
geénicas es un tema fundamental dentro del progreso significativo de la prevencion de enfermedades
por medio de terapias genicas innovadoras, eficientes, seguras y accesibles, incluso ha contribuido
a la mejora de las oportunidades en el desarrollo de nuevos tratamientos, por ello se quiere dar a
conocer el impacto de la influencia molecular basados en los avances de terapias génicas, por lo
que se ha planteado la siguiente interrogante: ;Cudl es la influencia de la biotecnologia molecular

en el avance de terapias génicas?.

Metodologia

Disefio y tipo de estudio

El presente estudio de disefio documental tipo descriptivo basado principalmente en una revision
sistematica de la informacion a través de la técnica de lectura critica de fuentes tales como articulos

originales y libros.

Criterios de elegibilidad

Criterios de inclusion: En la investigacidn se tomd en cuenta revistas cientificas del afio 2019
hasta el 2024, de la misma forma articulos a nivel Nacional como Internacional.

Criterios de exclusién: Se descartdé documentos del sitio web como: tesis, articulos en revision,
informes, incluso proyectos que no hayan sido del afio indicado como del 2019 al 2024 y por ultimo

se descartd los informes que no tengan relacion al tema estudiado.
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Estrategias de busqueda

La investigacion utilizara como herramienta, recoleccion de datos de informaciones cientificas que
se publicaron durante los 5 dltimos afios, desde el 2019-2024 fue mediante revistas cientificas
como: Elsevier, Google académico, Pub Med, Scielo, Redalyc,etc.

La estrategia de busqueda fue realizada con palabras claves como “Biotecnologia molecular”,
“Terapias génicas”, “Influencia de la biotecnologia”, “Avance de terapias génicas” y se utilizaron
las siguientes combinaciones en las bases de datos como: “Tratamientos”, “Enfermedades” y

“Avances”.

Seleccion de estudio
Luego de haber realizado la basqueda de la informacion se realizo una lectura en la cual se utiliza
informacion pertinente al tema ademas se consideraron estudios transversales, de cohortes,

metaanalisis, de revision sistemética, de caso control relacionados con la investigacion.

Consideraciones éticas
Este estudio cumple con austeridad los aspectos éticos relacionados a las investigaciones como es
la proteccion de la confidencialidad, respeta los derechos de autor mediante la realizacion correcta

de las citas y el manejo de la informacion con normas Vancouver.

Resultados

Tabla 1: Técnicas de biotecnologia utilizadas para el desarrollo de terapias génicas.

Autor AR Pais/ Metodolo Técnicas de Aplicacion Ejemplos Ref.
0 cuidad gia biotecnologia relevantes
CRISPR
Correccién /CAS9, 9)
Gemma Mar 201 Espafia Estudio CRISPR/CAS9 de Meganuclea
fany 9 Bibliogra mutaciones sas de zinc y
fico genéticas, las

investigacion  endonucleas
en biologia as TALEN.

molecular
CRISPR-
Diagnostico  Cas 9,
CRISPR-Cas 9  genético (10)
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Sara Lucas 201 Méxic Estudio preimplantaci Meganuclea
Toca 9 0 Bibliogra onal sas de zinc.
fico
Herpes
simple,
Rocobado- Terapias retrovirus,
Pozo MY y 201 Peru Estudio In vivoy ex vivo  génicas: adenovirus y
col 9 Bibliogra Aumentar la otros (11)
fico concentracié  vectores no
n local de virales como
dopamina, liposomas
ejercer
efectos
neuroprotect
ores, etc.
Campos 202 Cuba Estudio Vectores virales ~ Tratamiento ~ AVV y
Sénchez CM 0 Bibliogra de Lentivirus (12)
y col fica enfermedade
s génicas
Keylin 202 - Revision  CRISPR-Cas9 Enfoques CRISPR-
Castilloycol 0 de terapéuticos, Cas9 (Castill
literatura fibrosis 0,
quistica Chaco
n,
Chacd
n,
Martin
ez, &
Portill
0,
2020)
Abarca 202 Lima Estudio Oligonucle6tido  Tratamiento  Oligonucle6t
Barriga Hy 1 Descripti de idos
col VO enfermedade  antisentido
S génicas y ARN de (14)
Céncer interferencia
Lozano- 202 Ecuado Estudio Vectores no Aplicaciones
Ocafa Y, y 2 r Descripti  virales/Nanopart biomédicas.  Nanoparticul
col VO y iculas Tratamiento  as (15)
comparati y diagnostico magnéticas
VO del  cancer,
terapias.
Gonzalo 202 Chile Estudio Vectores Mejorar la
Encima Silva 2 Descripti  lentivirales seguridad 'y
VO (LVV) estabilidad de Lentivirus 2
la expresion
genética,

tratamiento
de
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enfermedade

s genéticas.
Olivo- 202 Meéxic  Estudio Vectores no Terapias Plasmidos
Escalante 3 0 Bibliogra virales/Péptidos  génicas  in Nanoparticul
KD, y col fico cariofilicos Vivo, as (16)

investigacion  Liposomas

y desarrollo

de vacunas.
Alfaro- 202 Pert Estudio Vectores virales  Terapias Adenovirus
Olivera M,y 3 Descripti génicas para Lentivirus 17)
col VOS y enfermedade  Poxvirus

cuantitati S genéticas y
VO cancer.

Correccion

de variantes
Alvarado 202 Colom Estudio CRISPR-Cas9  causantes de CRISPR-
Rubio MJ, y 3 bia Descripti enfermedade Cas 9 (18)
col VO S TALLENSs

monogenétic

as, medicina

regenerativa

y mejora

terapias con

celulas T

Explorar
Martinez 202 - Estudio CRISPR-Cas9 terapias CRISPR- (19)
Enriquez A, 3 Bibliogra orientadas a Cas?9
y col fico los diferentes

tipos de

Céncer.

Analisis e Interpretacion

Las técnicas de biotecnologias utilizadas para el desarrollo de las terapias génicas varian en su
frecuencia de uso y efectividad. El analisis muestra que CRISPR-Cas9 es considerada la técnica
mas utilizada para el desarrollo de terapias génicas, el cual tiene sus aplicaciones en enfoques
terapéuticos, correcciones de mutaciones genéticas, tratamientos de enfermedades genéticas,
cancer, entre otros. Por su parte, los vectores virales y no virales continlan como ampliamente
utilizados por su capacidad y funcionamiento efectivo. Por ultimo, los Oligonucleétidos se refleja

como la técnica menos utilizada debido a su uso limitado a comparacion de las otras técnicas.
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= e &

Tabla 2: Eficacia de la terapia génica en enfermedades hereditarias y adquiridas

Técnica
Gen de Enzima . L
Autore f‘ Pais Metodo  Muest Enfermeda modific  biologia utilizad T?J'do Eficaci R
s fio logi d d lecul Diana a P
ogia ra ado molecula a ef.
r
Hereditaria
40% en
células
Zeng China  Experi 10 homoci (2
Y, Li mental Embri . . goto, 0)
.20 Sindrome de CRISPER Tejido
g b 18 ones Mafan FEN1 /Cas 9 ) conectivo 89% en
G, et human embrion
al. 0S es
heteroci
gotos
Maule
G,
Casini
A, Italia  Experi 59 2
Monta mental 1)
gna C, . . Tracto
Ramal ig F:J?Srgi'as CFTR /CCF;ISS; ER ?:Casl respiratori  86,3%
ho AS, g 0
Boeck
KD,
Debys
erZ, et
al
3 de 5
paciente
s
redujero
n el
colester
Gross Experi 41 Hepatocit ol total
man - mental 0s (6- 2
M, transfecta 20%) 2)
Rader dos  por 3 de 5
DJ, retrovirus; paciente
Muller 20 Hipercoleste RLDL, Los Hepatocit S
DW, 19 rolemia APOB, hepatocito - os redujero
Kolans familiar PCSK9 s n el
ky transfecta LDL
DM, dos se (6-
Kozar infundiero 25%)
sky K, n en la 3 de 5
etal vena porta paciente
s
redujero
n la
ApoB
(10-
21%)
Espafi Edicién
Sanch a Revisio - Sindome de génica Células (2
ez 20 n Wiskott- ) CRISPER  de madre 5306 3)
herna 19 bibliogr Aldrich /Cas 9 HSCs y hematopo
ndez s. afica células  yéticas

T
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Trasplante
células
Bernh madre y
ard G, progenitor
Tucci as Tejidos
F, hematopo B- L - nperiférico
Galim 20 Alem  Experi 30 Sindrome de yéticas iduronid s, el 824 (2
berti 21 ania mental Hurler autélogas  asa sistema 0 4)
S, (HSPC) (IDUA)  nervioso
Fumag transducid central
alli F, as ex vivo
etal con un
vector
lentiviral
Bafiuls Espafi  Experi 40 . Alfa-1-  Tracto
sototo gg a mental Enfisema SEROI CRISPR/ antitrips  respiratori  17% 2
pulmonar NA1 Cas9 :
l. ina 0 5)
Ganes
h
Eeegg Miocitos, @
Bernat - Experi 6 ggﬁﬁg'o’ 6)
JA, 20 mental Enfermedad  Gen Vector o musculare
Hopki AA in galactos - 84%
22 de Fabry GLA . : S lisas,
n RJ, Vivo idasa A -
Wilcox f|br0b|§§t
W 0s, tejido
Goker conductor
-Alpan
Oetal
Canep Franc Revisi6 - Hinercoleste
ari ¢, 20 ia n roIZmia PCSK9, CRISPER Hepatocit 80% 2
cantor 23 bibliogr famili LDL-R /Cas?9 0s 7
e. afica amuiar
miocitos,
endotelio,
Umer ) células
m , 20 Revisio Enfermedad  Gen Vector LV aalactos musculare 824 2
kalra 23 India n - de Fabry GLA ex vivo ? dasa A S lisas, 0 8)
dk bibliogr fibroblast
afica os, tejido
conductor
Pinedo
acosta Insercio
mt, N del Células 2
rodrig - Experi 9 Sindome de Terapia gen madre/ 9)
uez 20 mental Wiskott- ) génica- WAS- progenitor 60-84 %
lunad, 23 ) celular, o as
Aldrich g lentiviru
arellan Lentiviral hematopo
0s s en las yéticas
ibarra células
ea
Adquiridas
Solo él
%5 de (3
Xu L, - China 1 Sida Células los 0)
Wang 20 (infeccion CCR5 CRISPER mad(e_s Linfocitos Imfocn_g
J, Liu 19 or VIH) /Cas 9 modific s sufrié
Y, et al P as una
alteraci
on
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Trasplante
. . Enfermedad alogénico Tejidos
Sr?tr(;nsl gg Egtja sewsm i coronaria - de células - periférico  95% S
bibliogr grave hgmatopo S
Afica yéticas
Fijacion
reversible
sin
Alferie revestimie  Factor
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Analisis e Interpretacion

La eficacia de la terapia génica varia considerablemente entre estudios, enfermedades y técnicas.

En enfermedades hereditarias, terapias para fibrosis quistica y sindrome de Hurler han demostrado

altos niveles de eficacia (82-86.3%), mientras que condiciones como el sindrome de Marfan y el

enfisema pulmonar presentan resultados mas modestos (17-40%). Para enfermedades adquiridas,

el trasplante de células hematopoyéticas ha sido altamente eficaz en enfermedad coronaria grave

(95%), aunque la terapia génica para VIH ha sido menos efectiva (5%).

Tabla 3: Beneficios y riesgos de la terapia génica

Afo Pais o

Autores de ciudad Metodolo  Terapia Beneficios Riesgos Re
estud de gia génica f.
io estudio

Correccién de Efectos a largo plazo de

Vivek Estados mecanismos la modificacion genética

Sudhakar, R. 2019  Unidos Bibliograf  Terapia patogénicos, en el cerebro. (33

Mark ica génica neuroproteccio )

Richardson n,

neurorrestaura
cién y control
de sintomas.

Ansar 2019  Estados Correccion de Mutaciones no

Karimian, Unidos Bibliograf  Terapia mutaciones deseadas. (34

Khalil ica génica casuales. )

Azizian, Hadi

Parsian,et al

Sindrome de liberacion

Sahra  Ali, de citocinas (SLC),

Rune infecciones,
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Kjeken, Terapia hipogammaglobulinemi
Christiane 2020 Amsterd Bibliograf Kymriah autologa contra a secundaria debido a (35
Niederlaende am ica el cancer que aplasia de células B, )
retal reprograma las pirexia y disminucion

propias células del apetito.

T.
Philip C. Terapias Ralentizar la Pérdida de peso y la
Buttery, 2020 Reino Bibliograf  génicas progresion de hiponatremia. (36
Roger A Unido ica (TCG) in laenfermedad, )
Barker Vivo
Shaimaa Ali
Hamouda Ali Estados Terapia Prometedor en Ausencia de vectores
El Basuony, 2020 Unidos Bibliograf génica para el tratamiento segurosy eficientes. 37
Reham S. ica cancer del cancer, )
Hamed

Acumulacion  de los
sustratos

Asa Estados Terapia Correccion de glucolipidos,glucosilcer
Abeliovich, 2021  Unidos Bibliograf génica para neuroinflamaci amida y (38
Franz Hefti, ica Parkinson  6n y mejoras glucosilesfingosina, y )
Jeffrey conductuales. produce toxicidad e
Sevigny inflamacion.
Stephen A
Boorjian,
Mehrdad Estados Terapia Enfoque eficaz Fatiga,Urgencia
Alemozaffar, 2021  Unidos Bibliograf  génica y menos téxico miccional, Pirexia, (39
Badrinath R. ica intravesical para el Hipertension. )
Konety, et al tratamiento del

cancer de

vejiga
John A Alternativa Sindrome de
Cuenca, terapéutica en neurotoxicidad,Aplasia
Marissa G. 2022  México Bibliograf CAR-T pacientes con de células (40
Schettino, ica tumores B, linfohistiocitosis )
Ketty E. refractarios hematofagocitica
Vera,et al mostrando

respuestas

curativas
Benjamin Versatil en La sobreexpresion de
Mendoza multiples Cas9 puede generar
Téllez, 2022  Meéxico Bibliograf CRISPR/C  especies, mutaciones no deseadas. (41
Alberto ica as9 altamente )
Zamora eficiente, usa
Bello, Miguel pocos
Rosas Paz et componentes.
al
Thomas Bibliograf Terapia de Solventar un Valores elevados
Serrano 2022 - ica aumento déficit en la transitorios de  y- (42
L6pez génico funcion del glutamil transferasa. )

gen.
Aditya terapias de Trata Enfermedad cardiaca
Raguram, 2022  Estados  Bibliograf aumento trastornos coronaria, incluso en
Samagya Unidos ica genético autosomicos
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Banskota,Da tradicional  recesivos o de individuos sin (43
vid R. Liu es haploinsuficie  mutaciones patogenas. )
ncia.
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Nathwani Unido ica la infusion, )
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cumplimiento
de la profilaxis.
Tolu
Ogbonmide, Mejora rapida Lesion hepatica grave
Rajni 2023 - Bibliograf Zolgensma de la aguda, aumento de las (45
Rathore, et al ica sedestacion enzimas hepaticas. )
independiente
y el
rendimiento
motor.

Analisis e Interpretacion

Las principales terapias que mayor prevalencia tienen en las personas son las terapias genicas que
ayudan a corregir mutaciones que pueden ser causadas de manera imprevista, pero se puede dar el
caso de que se generen mutaciones no deseadas, al igual que las terapias de aumento génico o de
genetica tradicional estas se basan principalmente en disminuir trastornos autosomicos recesivo o
de haploinsuficiencia, lo que va a causar un grave riesgo para las personas que lleguen a presentar
algun tipo sefiales sobre estos trastornos, lo que también van a buscar estas terapias es solventar
algun tipo de déficit en las funciones del gen, a lo largo del tiempo dichos trastornos pueden llegar
a causar enfermedad cardiaca coronaria en individuos que no tengan presencia de mutaciones

patogenas.

Discusion

Las diversas técnicas de biotecnologia en el desarrollo de terapias génicas, han sumergido
significativamente en los dltimos afios, segun estudios realizados por autores como
Gemma Marfany; Sara lucas Toca y Keylin Castillo y col. mencionan que la tecnologia por
CRISPR ha evolucionado tanto la investigacion en la biotecnologia como en biomedicina, en la
cual también describen esta herramienta como la mejor que existe actualmente con la finalidad de
cortar y pegar fragmentos de ADN y por tanto permite generar cambios deseados en el ADN de un
organismo Vvivo, por lo que supone un gran avance para terapias génicas (9) (10) (Castillo, Chacén,
Chacon, Martinez, & Portillo, 2020).
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Por otra parte, segin lo sefialado por Campos Sanchez CM y col., y Gonzalo Encima Silva
describen actualmente que los vectores virales como los lentivirales son el medio mas utilizado en
las estrategias de terapias génicas aprobadas por la FDA. Ademas mencionan que el camino para
el desarrollo de estrategias de terapias génicas no ha estado libre de fracasos ya que con cualquier
tratamiento existen riegos asociados, donde depende del tipo de terapia génica, razén por la que
han sumergido numerosas opiniones y discusiones respecto a la capacidad que brinda CRISPR-
Cas9, y también se sugiere incrementar el nivel de seguridad y efectividad para que superen los
riesgos y de esta forma disminuir preocupaciones (12) (2).

La eficacia de la terapia génica en el tratamiento de enfermedades hereditarias y adquiridas varia
considerablemente segln la enfermedad y la técnica utilizada. Varios autores como Maule Giulia
y col; Ganesh J y col; Sarmiento S. Sefialan la alta eficacia de algunas terapias génicas en
enfermedades hereditarias y adquiridas, como la de fibrosis quistica, el sindrome de Hurler y la
enfermedad coronaria grave alcanzando hasta el 90% (21) (26) (31).

Sin embargo enfermedades, como la del enfisema pulmonar, presentan eficacias significativamente
menores, la doctora Lucia Bafiuls Soto en su investigacion titulada “Edicion génica del gen
serpinal mediante el uso de crispr/cas9 en células sanguineas de pacientes con déficit de alfa-1
antitripsina” sefiald que aunque se producian alteraciones del cultivo, no se mantuvo la
proliferacion del mismo durante largos periodos de tiempo (25).Asimismo, el tratamiento del VIH
utilizando CRISPR/Cas9 ha sido menos efectivo, Lei Xu y col. Argumentan que aunque lograron
un trasplante exitoso y un injerto a largo plazo de HSPCeded de CRISPR, solo se logro suprimir la
replicacion del VIH-1 y no se logré la cura del SIDA, debido a la baja eficiencia de la edicion
genética en los linfocitos (30).

Segun lo mencionado por Shara Ali, y col., Jhon A. Cueva, y col. Vivek Sudharkar, y col
concuerdan en sus estudios investigativos que las terapias génicas que se le aplican a los pacientes
que padecen de cancer o tumores que pueden llegar a causar diferentes sindromes, como es la
liberacion de citocinas, el hipogammaglobulinemia secundaria esto se da mayormente por la
aplasia de células B y en ciertas ocasiones puede verse reflejado la disminucion del apetito ademas
de su concordancia a la hora de reflejar los diferentes efectos que pueden llegar a generarse a largo
del tiempo después de la modificacién génica (33) (35) (40).

Por otro lado, Aditya Raguram, y col y Ansar Karimian,y col mencionan que las diferentes técnicas

de aumento génico pueden prevenir trastornos autosémicos, pero en ciertas ocasiones se ve la
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presencia de enfermedades cardiacas en personas que no padecen de mutaciones patdgenas, esto

conlleva al aumento de riesgos independientemente de su aplicacién en pacientes con

enfermedades genéticas que demuestran desventajas desde el comienzo de la terapia y no a largo
plazo (43) (34).

Conclusién

Las técnicas de biotecnologia han desempefiado un papel fundamental para el desarrollo de
terapias génicas, contribuyendo con técnicas rigurosas las cuales han emergido
significativamente en sus aplicaciones y desafios, como tratamientos de enfermedades
genéticas, desarrollo de vacunas y otras condiciones medicas. Entre las técnicas
mencionadas se encuentra la técnica de CRISPR-Cas9 liderando un gran avance debido a
su alta precision, los vectores virales y no virales esenciales por su eficacia, entre otras
técnicas importantes en su aplicabilidad en diferentes contextos biologicos.

Actualmente se dispone de ensayos clinicos activos que abarcan una variedad de
enfermedades hereditarias y adquiridas. Los enfoques incluyen la modificacion ex vivo o
in vivo de células madre hematopoyéticas, linfocitos T y otras células inmunitarias, asi
como la administracion in vivo de genes o reactivos de edicion genética a los tejidos o

células diana correspondientes.

La eficacia de la terapia génica varia significativamente entre diferentes enfermedades y técnicas.

Mientras algunas terapias muestran avances notables de hasta el 95% de eficacia, otras ain

enfrentan barreras importantes que deben ser superadas para lograr una mayor efectividad,

destacando la necesidad de continuar con la investigacion para mejorar los resultados en diversas

patologias.

La terapia génica hoy en dia representa un avance prometedor en diferentes campos
ofreciendo la posibilidad de tratar diferentes enfermedades genéticas sus diferentes
beneficios generan significativos papeles dentro de las diferentes mutaciones genéticas
creando beneficios curativos en las enfermedades que actualmente tienen opciones

limitadas.

Ademas de obtener beneficios de las terapias génicas tenemos los diferentes riesgos que puede

conllevar el utilizar las diferentes terapias dentro de estos riesgos se destacan los diferentes

sindromes enfermedades e incluso mutaciones no deseadas. Es crucial que las diferentes
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investigaciones relacionadas a las terapias génicas continlen avanzando y evaluando

cuidadosamente los beneficios y los riesgos que se pueden presentar.
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