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D&C (Science,  2012)
Doudna e Charpentier «Il nostro studio evidenzia 
la possibilità di sfruttare il sistema per editare il 
genoma in modo RNA-programmabile».

W&C (Nature 1953)
«Non è sfuggito alla nostra attenzione che 
l’appaiamento specifico delle basi che abbiamo 
postulato suggerisce immediatamente un
possibile meccanismo di copiatura del materiale 
genetico».

Il lavoro del Nobel per la chimica 2020               



Si riferisce al sistema naturale 
microbico a cui è ispirata la tecnica 
inventata da D&C.

Vuol dire: brevi sequenze palindrome 
raggruppate e regolarmente 
interspaziate.

L’acronimo



Cas = CRISPR associated.

Cas9 è una nucleasi
programmabile: taglia il DNA 
seguendo le istruzioni di una 
molecola guida di RNA.

Esistono altri enzimi della 
famiglia Cas usati per altri scopi, 
per es. tagliare l’RNA.

L’enzima Cas9



Shibata M. et al., 2017,
Nature Communications.

Microscopia a forza atomica.

Freccia rosa: il dominio enzimatico 
si attiva. 

Cas9 in real time

https://www.youtube.com/watch?v=gvTbIdKFJMM

https://www.youtube.com/watch?v=gvTbIdKFJMM
http://www.youtube.com/watch?v=gvTbIdKFJMM


Come funziona CRISPR?

https://www.youtube.com/watch?v=2pp17E4E-O8

http://www.youtube.com/watch?v=2pp17E4E-O8
https://www.youtube.com/watch?v=2pp17E4E-O8


Ma anche test diagnostici, ricerca per 
xenotrapianti, immagazzinamento dati su 
supporti biologici, gene drive, e tanta ricerca 
di base.

A cosa serve CRISPR?



CRISPR continua a evolvere come 
tecnica, con il contributo di tant* 
scienziat*.
Ne esistono modelli pluriaccessoriati, 
per accendere e spegnere i geni, 
illuminarli, modificare i marcatori 
epigenetici...

Il coltellino svizzero



Questa variante di CRISPR assomiglia 
alla funzione trova-e-sostituisci di 
Word. 
Invece di tagliare il DNA, ne modifica 
chimicamente le singole lettere. 
Si chiama correttore di basi e la sua 
attività è il  “base editing”.

Editing = revisione editoriale 

https://www.genome.gov/sites/default/files/media/vi
deos/2021-01/Progeria_main_2.mp4

https://www.genome.gov/sites/default/files/media/videos/2021-01/Progeria_main_2.mp4
https://www.genome.gov/sites/default/files/media/videos/2021-01/Progeria_main_2.mp4
https://docs.google.com/file/d/1rOpocHG2SH7znQYrtr3cid84OlmiHmOp/preview


Sperimentazione internazionale per anemia 
falciforme e beta-talassemia: si effettua l’editing 
“ex vivo” delle cellule del midollo per riattivare 
l’emoglobina fetale. Risultati su Frangoul et al., 
NEJM 2020.

La prima paziente: Victoria Gray



25 Nov. 2018: He Jiankui 
(SUSTech di Shenzhen) 
annuncia la nascita di 
Lulu e Nana. 
Le gemelle sono state 
editate allo stadio 
embrionale, modificando 
il gene CCR5.

Editing somatico       editing ereditabile



Tre controversie per il futuro



Domanda n1: 
l’editing ereditabile 
è sempre sbagliato?



Domanda n.2:
le piante editate 
sono OGM?



I GENE DRIVE sono una strategia 
genetica per fermare la trasmissione 
della malaria modificando gli insetti 
vettori. La malaria colpisce 200 milioni di 
persone all’anno, uccidendone 400.000.

Domanda n.3: 
cancellare una specie 
per battere una malattia?



Chi deve decidere?





Grazie per l’attenzione!
Per saperne di più:

https://crispr.blog/



