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ANEJO I Tabla Estudios preclínicos representativos de edición de genes para terapia génica y celular 

Tabla Estudios preclínicos representativos de edición de genes para terapia génica y celular (Maeder & Gersbach, 

2016) 

Diana Estrategia 

Infecciones virales  

VIH Inactivar receptores del HIV (CCR5, CXCR4) 

 Bloqueo de factores del huésped esenciales (LEDGF/p75) 
 Eliminar el genoma viral 

 Integración dirigida de factores antivirales 
Virus de la Hepatitis B  Inhibir replicación viral  

Virus Herpes simplex  Inhibir replicación viral 

Virus del Papiloma humano  Inactivar genes virales esenciales 

Inmunoterapia con células T  Noquear receptores de células T endógenos 

 Noquear antígenos propios 

 Noquear el receptor de glucocorticoides 

 Noquear inhibidores de puntos de control 

Desordenes hematológicos   

X-SCID en células T y CD34+ HSCs 

ADA-SCID  Modificación gen en líneas celulares  

RS-SCID Corregir el gen en iPSCs del paciente 

Anemia falciforme y β-talesemia Corrección de las mutaciones de β-globina en iPSCs 

 Corrección de las mutaciones de β-globina en CD34+ HSCs 

 Inactivación del potenciador de BCL11A  

Edición génica dirigida en 
hígado  

 

Hemofilia Adición dirigida de cDNA en un gen endógeno  

Reemplazo enzimático Adición dirigida de un gen al locus albumina locus para la hemofilia y 
desordenes de almacenamiento lisosomal  

Tirosinemia tipo I Corrección génica en el hígado de ratones 

PCSK9 Disrupción génica en hígado de ratón para bajar el colesterol 

deficiencia α-1-antitripsina  Corrección génica en iPSCs humanas y diferenciadas en células 
hepáticas 

Desordenes neuromusculares  

Distrofia muscular de Duchenne Inserción dirigida ex vivo de los exones faltantes 

 Inserción dirigida ex vivo de un mini gen terapéutico 

 Corrección ex vivo con NHEJ de una mutación con desplazamiento de la 
pauta de lectura  

 Restauración ex vivo de la pauta de lectura por deleción de un exón  

 Restauración in vivo de la pauta de lectura por deleción de un exón 

Desordenes epiteliales  

Epidermolisis bullosa Corrección génica en fibroblastos y iPSCs 

Desordenes oculares  

Amaurosis Congenita de Leber Delección de un sitio de splicing aberrante 

Desordenes respiratorios  

Fibrosis cística Corrección génica en células madre 

 Corrección génica en epitelio de pulmón de ratón 

Antimicrobiales  

Infección bacteriana Reducción de infección bacteriana en modelos  

 Eliminar las bacterias usando sistema CRISPR tipo I  
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ANEJO II. LICENCIAS DE FIGURAS 

Figura 1. 

Figura 2. 
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Figura 3. 
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Figura 4. 

 

Tabla 1.  
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Tabla ANEJO I. 

Figura 5. 
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Figura 6.  

 


