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Resumen

Las anemias hemoliticas hereditarias , como la B-talasemia y la anemia falciforme son
causadas por mutaciones en el gen HBB, lo que genera una produccion andmala de
hemoglobina . La edicion genémica mediante CRISPR-Cas9ha emergido como una
herramienta revolucionaria con el potencial de corregir estas mutaciones Yy reactivar la
produccion de hemoglobina fetal (HbF) , ofreciendo una alternativa terapéutica prometedora .
Este estudio tuvo como objetivo evaluar la eficacia de CRISPR-Cas9 en ensayos preclinicos
mediante una revision sistematica de la literatura . Se realizaron 20 investigaciones publicadas
entre 2014 y 2024 en bases de datos como PubMed y Scopus, Siguiendo las guias PRISMA
. Se incluyeron estudios con modelos animales y celulares humanos que evaluaron la
eficiencia , seguridad y durabilidad del tratamiento. Los resultados mostraron una correccion
genética promedio del 69.3% y un incremento en la produccion de HbF de hasta un 80% con
una reactivacion significativa tras la edicion del gen BCL11A . Ademas el 95% de los estudios
no reportaron efectos adversos significativos , evidenciando un perfil de seguridad favorable.
La limitacion principal fue la escasez de modelos humanos , lo que dificulta la extrapolacién
de los resultados al ambito clinico . Se concluyeron que CRISPR-Cas9tiene un gran potencial
para el tratamiento de anemias hemoliticas , aunque es necesario optimizar su eficacia vy
realizar estudios en modelos mas representativos para avanzar hacia su aplicacion clinica
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