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Genome Editing 
Techniken, die das Erbgut schnell, präzise und kostengünstig 

verändern können 
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„Die Genomchirurgie … 

funktioniert in nahezu 

allen Zellen. Vor allem 

Menschen mit  Erbgut-

krankheiten könnten 

profitieren  

–  

wären da nicht noch 

unkontrollierbare 

Effekte.“ 



Anwendungsmöglichkeiten 
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Grüne Gentechnik 

Allergenfreie Erdnuss, ertragreicher 

Mais, weißer Champignon, der 

langsamer braun wird, … 

Gene Drive 

Reservoir (Stechmücke, Mäuse) 

von Erregern Malaria oder 

Zikaviren, … 

Eindämmung invasiver Arten 

Keimbahntherapie 

erblicher Brustkrebs, Taubheit und Erblindung, Bluterkrankheit, … 

Enhancement: Erbliche Immunität gegenüber HI-Virus 

Intelligenz, Musikalität, Langlebigkeit, sportliche Leistung, …  

Somatische Gentherapie 

Hämophilie A, Immundefekte, HIV, Leukämie, Muskelschwund-

Erkrankungen, Sichelzellanämie, … 



CRISPR/Cas9:  
   Was eine Schere so macht 

https://www1.wdr.de/mediathek/video/sendungen/quar

ks-und-co/video-crispr-was-die-genschere-so-

besonders-macht-100.html 



Schlagzeilen 
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Anwendung des Genome Editings 
 

(1) in der Keimbahn 
 

(2) in somatischen Geweben 



Genome Editing in somatischen Geweben 
 
 
 

- Körperzellen / Blutstammzellen 

- Spenderzellen 

- Vorteil: zielgenau, keine Transporterorganismen 

- Problem: Erreichbarkeit der / aller Zielzellen 

 

 





Anwendung des Genome Editings 
 

(1) in der Keimbahn 
 

(2) in somatischen Geweben 



Genome-Editing: Ausblick und Entwicklung seit 
2014 

05/2015: chinesische Forscher 

berichteten über die Erzeugung 

von gentechnisch veränderten 

Embryonen (Liang et al. Protein Cell. 2015 

May; 6(5): 363–372 -  CRISPR/Cas9-mediated 

gene editing in human tripronuclear zygotes) 

1.-3.12.2015 Washington: 

„International Summit on Human 

Gene Editing“: kein Moratorium 

zu Keimbahnveränderungen 

01.02.2016: London: staatliche 

Behörde lässt gentechnische 

Experimente an künstlich 

befruchteten menschlichen 

Embryonen zu (HFEA; 

Forschungsantrag vom Francis Crick 

Institute in London) 



ASHG / ESHG Positionspapiere über das 
Genom-Editing beim Menschen 

Aufgrund der Bedeutung und Unwiderrufbarkeit des Eingriffs, der 
zahlreichen unklaren wissenschaftlichen, ethischen und sozialen 
Fragen ist ein Genomediting der Keimbahn welches zu einer 
Schwangerschaft führt, heutezutage nicht vertretbar. 

(In vitro Forschung zur Genomeditierung an menschlichen 
Embryonen oder Gameten nach entsprechendem Einverständnis 
der Betroffenen unter klarer Kontrolle sollte erlaubt werden.) 

Klinische Anwendung der Genomeditierung der Keimbahn sollte 
nicht begonnen werden, wenn nicht 

Eine klare medizinische Begründung vorliegt 

Ein klarer Nachweise für die klinische Anwendung, Nutzen und 
Sicherheit erfolgt ist 

Eine ethische Rechtfertigung / Begründung vorliegt 

Und ein transparenter öffentlich nachvollziehbarer Prozess aller 
Beteiligten nachweisbar ist. 

Ormond et al. 2017,  „Human Germline Genome Editing“ AJHG 101 





Genome Editing in der Keimbahn 
 
 
 

- Heilen von Erbkrankheiten 

 Zwei Arbeiten in China (2015, 2016) 

 Wichtige Erkenntnisse zur momentanen Ineffizienz  

 des Verfahrens / Hohe off-target-Rate 

- Erzeugung von Modellorganismen 

- Xenotransplantation 

 



Genome Editing und fragile-X 

CGG-Expansion führt zur Abschaltung des FMR1-Gens 

und Verlust des FMR1-Proteins ohne die DNA-

Sequenz im Gen zu verändern. Das FMR1-Protein 

spielt eine Rolle in vielen Organsystemen. 

Die genetische Therapie zielt auf die Reaktivierung des 

Gens und nicht auf die Korrektur der DNA-Sequenz 
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Ziel ist die Korrektur des primären Fehlers (embryonale 

Stammzellen?) und damit eine Effekt auf alle Zielorgane (im 

Gegensatz zur medikamentösen Therapie). 



Szenario: Keimbahntherapie bei fragile-X 

Familiäre Mutation bekannt 

Testung der Vektoren in vitro und in vivo möglich 

 



Jede effektive genome editing Therapie muss frühzeitig in 

der befruchteten Eizelle angewandt werden 

In vitro Befruchtung notwendig 

vorherige Testung (nicht betroffener Fet sollte nicht 

therapiert werden) 

WARUM dann nicht gleich den nicht-betroffenen Feten 

implantieren? 

Szenario: Keimbahntherapie bei fragile-X 

Wiederholungswahrscheinlichkeit:  Knaben 50%  

     (Knaben und Mädchen: > 25%) 



 19 

Zusammenfassung Genome editing 

Beim fragilen-X-Syndrom wird ein anderer Ansatz als bei 

anderen genetischen Erkrankungen (Reaktivierung statt DNA-

Sequenzkorrektur) verfolgt. Der CRISPR-Ansatz ist auch hier 

hilfreich. 

Der Eingriff an Nervenzellen ist komplexer als in andere 

Zellysteme, hohe Hürden für eine somatische Therapie. 

Die Sicherheit und Effektivität einer Keimbahntherapie ist 

derzeit nicht ausreichend.  

„Die Genomchirurgie … funktioniert in nahezu allen 

Zellen. Vor allem Menschen mit  Erbgutkrankheiten 

könnten profitieren  

–  

wären da nicht noch unkontrollierbare Effekte.“ 


