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« Si prende di mira la
sequenza
pericentromerica del
cromosoma aneuploide.

* La delezione del
cromosoma difettivo
viene effettuata con la
tecnica Crispr cas-9.

« Eliminare le aneuploidie
precedentemente
generate.



Conclusioni

Possibili applicazioni
. Possibilita di curare malattie che necessitano la rimozione di

grandi regioni regolatorie.

- Riduzione del rischio di causare danni al DNA sostituendo I'intero
cromosoma.
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Riassunto

In questa ricerca viene spiegato il procedimento per effettuare il
trapianto di cromosomi, utile per effettuare terapia genica al fine di
curare malattie su cui ancora era impossibile agire. Si parte dalle cellule
donatrici rpel, il cui cromosoma viene trasferito in cellule staminali
murine (MESCs). Queste cellule sono denominate cellule di assemblaggio,
poiché riescono ad allungare i telomeri e in questo ambiente e possibile
manipolare il cromosoma con Crispr-cas9. Il cromosoma ingegnerizzato
viene poi trasferito a cellule umane attraverso la tecnica R-MMCT, per poi
andare a rimuovere il cromosoma endogeno malato, effettuando la
delezione grazie a CRISPR-cas9. In questo modo si possono andare a
rimuovere grandi regioni regolatrici, superando i limiti dell’editing
genetico.
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