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Thalassemia: defekt hemoglobin.

Resultat:  1. Låg effektivitet
2. Mosaik förändring
3. off-target förändring

Peer review process?
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Somatisk kärnöverföring för att få sjukdomsspecifika 
embryon

Korrigera genom att byta ut ett A till G

Ingen dubbelsträngsbrott av DNAt, mindre risk för mutation

Inget behov av DNA-mall för att korrigera 
sjukdomsmutation

Högre effektivitet

Fortfarande mosaika förändringar

MYBPC3 mutation ger hjärtsjukdom









Tack!
• Tekniska utmaningar kvarstår

– Effektivitet
– Mosaika förändringar
– Risk för oönskade förändringar







November 2018, He Jiankui har genomfört försök 
att förändra CCR5 genen hos två barn

Saknar tillstånd att genomföra studien

Vetenskapligt mycket oklart hur barnen kommer få 
fördel av förändringen, förhindra HIV-infektion

Bortser från riskerna för barnen


