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bioéticos

First gene-editing therapy in sickle cell disease:

bioethical dilemmas

Diego Gerardo Prado-Molinal?; Juan Santiago Serna-Trejos?®; Melisa Quijano-Navarrete'c

Sefior Editor. La terapia génica es una
modalidad de tratamiento médico en
ascenso, segun el Instituto Nacional de
Investigacion del Genoma Humano, se
define como el uso de uno o mas genes
para tratar, prevenir o  curar
enfermedades, mediante la insercién de
copias nuevas de un gen defectuoso o
ausente en las células del paciente,
utilizando vectores  virales para
transportar el material genético. Esta
técnica ha demostrado utilidad tanto en
enfermedades genéticas hereditarias
como en trastornos adquiridos, como la

leucemial.

La anemia de células falciformes, una
enfermedad causada por un defecto en la
subunidad B-globina de la hemoglobina
adulta, resulta en glébulos rojos
deformes, hemdlisis y obstruccién de los
vasos sanguineos, con dafio organico
progresivo. El objetivo de la terapia génica
en este caso es reemplazar la
hemoglobina adulta por hemoglobina
fetal, que ofrece mayor proteccién contra

las complicaciones de la enfermedad?.

Recientemente, se ha llevado a cabo el
ensayo clinico CADPTO03A12101 para
evaluar la seguridad, tolerabilidad y
madre

eficacia de células

hematopoyéticas progenitoras editadas

genéticamente en pacientes con anemia
de células falciformes. Los resultados
preliminares muestran una induccién
sostenida de hemoglobina fetal y mejoria
clinica en la gravedad de la enfermedad?®.
Sin  embargo, a pesar de Ilas
prometedoras perspectivas de la terapia
génica en el tratamiento de la anemia de
células falciformes, persisten desafios
importantes, incluidos aspectos
genéticos, investigativos y bioéticos. Es
fundamental abordar dilemas éticos
potenciales, como la discriminacion por
caracteristicas genéticas, la accesibilidad
a los tratamientos y la implementacién

equitativa de estas terapias®.

Es necesario considerar la oportunidad y
el acceso a estas terapias, dado que la
enfermedad afecta a una gran cantidad
de personas en todo el mundo,
especialmente en comunidades
desfavorecidas. Aunque audn no se ha
determinado el costo exacto de estas
terapias, se espera que sea considerable.
Sin embargo, si la terapia génica conduce
a una mejoria significativa en la calidad de
vida y reduce el sufrimiento de los
pacientes, su valor ético y beneficio

potencial son innegables®.

En dltima instancia, al considerar la
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aprobacion y aplicacién futura de la
terapia génica, es fundamental adherirse
a los principios bioéticos de beneficencia
y justicia. Esto implica garantizar que los
pacientes reciban el mayor beneficio
posible y que el acceso a estas terapias
sea equitativo para todos,
independientemente de su  origen
socioeconOmico o geografico. La igualdad
en la dignidad y los derechos humanos
debe guiar nuestras decisiones en el
ambito de la salud.
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