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Abstract 

Introduction: CRISPR-Cas9 gene editing technology has emerged as one of the most advanced 

biotechnological tools with significant potential for treating genetic diseases. This review examines 

the efficacy, challenges, and future prospects of this technology in the treatment of genetic 

disorders. 

Methods: Relevant articles on CRISPR-Cas9 were retrieved from reputable databases, including 

PubMed, Springer, and Nature. Selection criteria included publication in high-impact journals 

between 2014 and 2024 and a focus on the application of this technology in genetic diseases. The 

collected data were analyzed and compared based on mechanisms of action, laboratory and clinical 

outcomes, and existing challenges. 

Results: CRISPR-Cas9 has demonstrated its ability to correct defective genes in disorders such as 

Duchenne muscular dystrophy, sickle cell anemia, and beta-thalassemia. Studies indicate that this 

technology has been successful in restoring muscle function and increasing healthy hemoglobin 

levels. Additionally, in hereditary cancers such as lung and breast cancer, CRISPR has been used 

to suppress tumor-promoting genes, leading to tumor growth reduction in animal models. However, 

several challenges remain, including off-target effects, delivery system limitations, and ethical and 

regulatory concerns, which restrict its widespread clinical application. 

Conclusion: As a revolutionary genome-editing tool, CRISPR-Cas9 holds the potential to 

fundamentally transform the treatment of genetic diseases. Future advancements in enhancing 

precision, minimizing side effects, and addressing ethical dilemmas could pave the way for its 

broader clinical adoption. This technology offers promising prospects for personalized medicine 

and genome-based therapies. 
Keywords: CRISPR-Cas9, Gene Editing, Genetic Diseases, Cancer. 
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 چکیده

، پتانسیل قابل فناوریعنوان یکی از ابزارهای پیشرفته زیست به 9کس -نی کریسپرجفناوری ویرایش  :مقدمه

اندازهای آینده ها و چشمنتیکی دارد. این مطالعه مروری به بررسی اثربخشی، چالشج امراض تداویتوجهی برای 

 .پردازدنتیکی میج امراض تداویاین فناوری در 

 Nature و PubMed ، Springer های اطلاعاتی معتبر شاملاز پایگاه 9کس-مقالات مرتبط با کریسپر :روش کار

و تمرکز بر کاربرد این  2024تا  2015های بررسی شدند. معیار انتخاب مقالات، انتشار در مجلات معتبر بین سال

، و کلینکیو  لابراتواریم عمل، نتایج زمکانیهای شده از جنبهنتیکی بود. اطلاعات گردآوریج امراضفناوری در 

 .تحلیل و مقایسه شدند ،هاچالش

مانند دیستروفی عضلانی دوشن،  امراض و اختلالاتهای معیوب را در نجایی اصلاح توان 9کس-کریسپر :نتایج

دهند که این فناوری در بازیابی عملکرد عضلات و . مطالعات نشان میداردشکل و تالاسمی بتا خونی داسیکم

و پستان، با مهار  نند سرطان ریههای ارثی ماسرطان تداویموفق بوده است. همچنین در  ،افزایش هموگلوبین سالم

هایی مانند های حیوانی نشان داده است. با این حال، چالشهای محرک تومور، کاهش رشد تومور را در مدلنج

از برای استفاده  را هاییهای خارج از هدف، مشکلات تحویل ابزار و مسائل اخلاقی و قانونی محدودیتویرایش

 .است این فناوری ایجاد کرده

نوم، پتانسیل تغییر بنیادین در جیآفرین در ویرایش یک ابزار تحول عنوان به 9کس-کریسپر :گیرینتیجهبحث و 

های آینده در بهبود دقت، کاهش اثرات جانبی، و حل نتیکی را دارد. پیشرفتج امراض و اختلالات تداوی

 . فراهم سازد ککلینیتواند راه را برای استفاده گسترده از این فناوری در های اخلاقی میچالش

 .سرطان ،یکینتج امراضن، ج شیرایو ،9کس-کریسپر :یدیکل هایواژه

 

 پژوهشی  علوم طبی-فصلنامه علمی
 ص()النبییندانشگاه خاتم

 1403 تابستان، انزدهمش، شماره نهمسال 

  49 - 57صفحه 
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 مقدمه. 1

 9 کس-کریسپر سیستم از استفاده با نیج ویرایش

(CRISPR-Cas9 )جدیدترین از یکی عنوان به 

 امراض تداوی در انقلابی ،بیولوژیکی هایفناوری

 هب اصل در که سیستم این. است کرده ایجاد جنتیکی

 در هایروساو برابر در دفاعی ابزار یک عنوان

 کارآمد ابزاری به اکنون است، یافته تکامل هاباکتری

 یوکاریوتی موجودات در هاجن ویرایش برای دقیق و

. این فناوری به محققان (2, 1) است شده تبدیل

نوم ایجاد کرده و جدهد تغییرات خاصی در اجازه می

کنند. از  تداویکولی یلانتیکی را در سطح مج امراض

توان به دیستروفی عضلانی می امراضترین مهم

های شکل، و برخی از سرطانخونی داسیدوشن، کم

نتیکی که به ج امراض . (4, 3, 1) ارثی اشاره کرد

شوند، بار ایجاد می DNA الیدلیل تغییرات در تو

و اقتصادی جهانی وارد  صحی سیستمسنگینی بر 

، صحتکنند. بر اساس گزارش سازمان جهانی می

نفر در سراسر جهان با اختلالات  هاسالانه میلیون

ها بسیاری از آن تداویشوند که نتیکی متولد میج

. با (6, 5) برانگیز باقی مانده استهمچنان چالش

درمانی و نجکنونی مانند  هایتداویتوجه به اینکه 

پرهزینه و گاه با عوارض  عموما دواییهای روش

هایی نظیر جانبی قابل توجه همراه هستند، فناوری

کارآمد و  تواند جایگزینمی 9کس -کریسپر 

امراض و شیوع . (8, 7)در زمینه باشد هزینه کم

دلیل ن بهنتیکی در مناطق مختلف جهاج اختلالات

نتیکی و عوامل محیطی جهای جغرافیایی،تفاوت

 اختلالها نه تنها در نوع متفاوت است. این تفاوت

ها نیز قابل مشاهده است. به شیوع آنبلکه در میزان 

 اختلالاتترین عنوان مثال، بتا تالاسمی، یکی از شایع

ای، خاورمیانه و نی، در مناطق مدیترانهجنتیکی تکج

های جنوب شرق آسیا به دلیل توزیع گسترده جهش

ها بسیار شایع است. این جهش اختلال،مرتبط با این 

 ی در برابر مالاریابه طور عمده به علت انتخاب طبیع

. در مقابل، فیبروز است در این مناطق حفظ شده

 نجمرتبط با جهش در  اختلالکیستیک که یک 

CFTR های اروپایی به دلیل عیتاست، بیشتر در جم

نتیکی و انتخاب طبیعی در این مناطق جپیشینه 

این الگوهای شیوع، تأکید بر نیاز به . شودمشاهده می

اس صاصی دارد که بر اساخت تداویهای روش

نتیکی خاص هر منطقه طراحی شوند. به جنیازهای 

عنوان مثال، در مناطقی که بتا تالاسمی شایع است، 

ن برای اصلاح جمبتنی بر  هاییتداوتوسعه 

گلوبین اهمیت بسیاری -ن بتاجهای خاص جهش

 دارد. تحقیقات اخیر نشان داده است که فناوری

نی جک ابزار ویرایش به عنوان ی 9کس -کریسپر 

. (10, 9) تواند در این راستا بسیار موثر باشددقیق، می

توانایی شناسایی و اصلاح  9کس -کریسپر  فناوری

نوم انسان را دارد. به عنوان جزا در های بیماریجهش

مبتلا به بتا تالاسمی، این سیستم  مریضانمثال، در 

ن جهای خاص، بیان گیری جهشتواند با هدفمی

های افزایش گلوبین را بازگرداند و یا از تکنیک-بتا

ن جگلوبین برای جایگزینی عملکرد -ن گاماجتولید 

اند که استفاده معیوب استفاده کند. مطالعات نشان داده
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ساز بنیادی خون حجراتدر  9کس -کریسپر  از

وبین طبیعی را ، قادر است تولید هموگلمریضان

بازیابی کند و نیاز به تزریق مکرر خون را کاهش 

در مورد فیبروز کیستیک، که بیشتر در . دهد

 F508 های اروپایی شایع است، جهش دلتاجمعیت

است.   CFTR نجدر ها ترین جهشیکی از رایج

شامل  9کس -کریسپر  با استفاده از افراداین  تداوی

افزایش عملکرد ن معیوب یا جویرایش مستقیم 

 CFTR های جبرانی برای بهبود عملکرد پروتئیننج

اند که استفاده از این است. مطالعات اخیر نشان داده

، حجروی اتهای حیوانی و آزمایشی در مدلفناور

 اختلالنوینی برای این  تداویتواند مسیرهای می

ها گامی رو به جلو در توسعه فراهم کند. این موفقیت

شده است که بر اساس ازیسشخصی هایتداوش

, 1) شوندنتیکی هر جمعیت طراحی میجنیازهای 

پتانسیل  9کس -اگرچه فناوری کریسپر. (12, 11

نتیکی دارد، اما ج اختلالات تداویای در العادهفوق

هایی نیز پیش روی محققان قرار دارد. از چالش

، معافیتیتوان به مشکلات ها میاین چالشترین مهم

نوم اشاره جدر ویرایش  دقت و بروز اثرات ناخواسته

. علاوه بر این، مسائل اخلاقی و (14, 13, 2) کرد

نتیکی انسان همچنان به جحقوقی مرتبط با ویرایش 

. با وجود (15)عنوان موانعی اساسی مطرح هستند 

های های اخیر در طراحی نسخهاین، پیشرفت

 و Cas12 سیستم کریسپر، از جمله تر ازپیشرفته

Cas13های امیدبخش در کاهش ، نشانگر پیشرفت

بررسی . (14, 10, 3) ها استاین محدودیت

ای دهد که تحقیقات گستردهمرتبط نشان می مطالعات

 اختلالات تداویدر  9کس -در زمینه کاربرد کریسپر

ای م شده است. به عنوان مثال، مطالعهنتیکی انجاج

نشان داد که استفاده از این فناوری  2023در سال 

زا در هانتینگتون های بیماریبرای اصلاح جهش

استفاده از  باآمیز بوده است. همچنین،  موفقیت

اختلالات خونی مانند  تداوی به 9کس -کریسپر

یج اند که نتاشکل و تالاسمی پرداختهخونی داسیکم

 به مطالعه این. (11, 6) اندای ارائه دادهامیدوارکننده

 تداوی در 9 کس-کریسپر تأثیر و نقش بررسی

 و هاچالش تحلیل و جنتیکی امراض و اختلالات

نتایج این  .پرداختمی رو پیش اندازهایچشم

اربردهای این تواند به محققان در بهبود کپژوهش می

 افراد مبتلاو بهبود کیفیت زندگی  طبفناوری در 

 .کمک کند

 . روش کار2

مروری با هدف بررسی جامع نقش و تأثیر  مطالعهاین 

تداوی در  9کس -سیستم ویرایش ژنی کریسپر

ها و نتیکی و تحلیل چالشج امراض و اختلالات

. روش کار شامل دوشمیاندازهای مرتبط انجام چشم

 :زیر است مراحل

مقالات علمی   :اطلاعاتآوری جمع. 2-1

های از پایگاه 2023تا  2014های منتشرشده بین سال

، PubMed ،Springer اطلاعاتی معتبر شامل

Natureو ، ScienceDirect شدند. آوری جمع

-CRISPR" شامل های مورد استفادهکلیدواژه
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Cas9" ،" نتیکیج امراض"، "نیجویرایش" ،

 .بود "اندازهاچشم"و  "هاچالش"

شده بر اساس  مقالات انتخاب :انتخاب مقالات. 2-2

ارتباط با موضوع، کیفیت علمی، و تأثیرگذاری نتایج 

شدند. اولویت به مقالات  انتخابها بررسی و آن

اصلی داده شد که در مجلات با  تحقیقاتمروری و 

 .اندضریب تأثیر بالا منتشر شده

 اطلاعات اطلاعات:دی بنتحلیل و دسته. 2-3

کاربردهای ( 1 :شده در سه بخش اصلیآوری جمع

( 2، نتیکیج امراض تداویدر  9کس -کریسپر

های فنی و اخلاقی مرتبط با استفاده از این چالش

اندازهای های اخیر و چشمپیشرفت(  3و  فناوری

 .بندی شدنددسته 9کس -آینده در توسعه کریسپر

ت منتخب به صورت مقالا :مرور انتقادی. 2-4

 تحقیقانتقادی مرور شده و نقاط قوت و ضعف هر 

مقالات مختلف با  نتایجمشخص شد. همچنین، 

یکدیگر مقایسه شدند تا نقاط مشترک و تضادهای 

 .موجود شناسایی شوند

 و بحث . نتایج3

بالا و توانایی ، به دلیل دقت 9کس -فناوری کریسپر

ه یکی از نتیکی هدفمند، بجهای اصلاح توالی

نتیکی ج امراض و اختلالات تداویابزارهای اصلی 

تبدیل شده است. مطالعات متعددی اثربخشی این 

اند. مختلف اثبات کرده امراض تداویفناوری را در 

ستروفی عضلانی که در زمینه دی تحقیقاتیبرای مثال، 

اند که کریسپر نشان داده است، دوشن انجام شده

های را در مدل اختلالاین  های مسببتواند جهشمی

حیوانی تصحیح کند و عملکرد عضلات را بهبود 

دهنده پتانسیل بالای کریسپر این نتایج نشان. بخشد

. با این ستاستروفی عضلانی دوشن دی تداویدر 

 کلینیکیها به کاربردهای حال، برای انتقال این روش

در انسان، نیاز به تحقیقات بیشتری است تا ایمنی و 

فناوری ویرایش  . (17, 16) ها تأیید شودربخشی آناث

 عنوان ابزاری نوید های اخیر بهدر سال نوم کریسپرج

خونی خونی ارثی مانند کم امراض تداویبخش برای 

شکل و بتا تالاسمی مورد توجه قرار گرفته داسی

های نجهایی در شناشی از جه اختلالاتاست. این 

مرتبط با تولید هموگلوبین هستند که منجر به تولید 

در نتیجه مشکلات جدی در هموگلوبین معیوب و 

 .شوندخون می سرخ حجراتن توسط جحمل اکسی

بتا  نجشکل ناشی از جهشی در داسی خونیکم

 S است که منجر به تولید هموگلوبینهموگلوبین 

، باعث هایپوکسییط شود. این هموگلوبین در شرامی

شکل به حالت داسی حجرات سرخ خونتغییر شکل 

خونی و  اوعیهتواند منجر به انسداد شود که میمی

الاسمی نیز به دلیل ت بتا .عوارض جدی گردد

دهد که منجر به رخ می HBB نجهایی در جهش

های بتا در هموگلوبین کاهش یا عدم تولید زنجیره

تعادل در نسبت  شود. این امر باعث عدممی

های آلفا و بتا و در نتیجه کاهش تولید زنجیره

یکی از  .گرددخونی میهموگلوبین سالم و کم

سازی ستفاده در این زمینه، فعالراهبردهای مورد ا

است. در دوران  (HbF) ن هموگلوبین جنینیج

ن ایفا جنقش اصلی را در حمل اکسی  HbFجنینی،
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آن کاهش یافته و  کند، اما پس از تولد، بیانمی

شود. جایگزین آن می (HbA) هموگلوبین بالغ

تواند می HbF اند که افزایش بیانمطالعات نشان داده

با  .اثرات منفی هموگلوبین معیوب را کاهش دهد

اند نواحی حققان توانستهاستفاده از فناوری کریسپر، م

پس   HbF نوم را که مسئول سرکوب بیانجتنظیمی 

سازی د، هدف قرار داده و با غیرفعالاز تولد هستن

خونی افزایش دهند.  حجراترا در  HbF ها، بیانآن

در تواند به بهبود علائم می HbF این افزایش در بیان

شکل و بتا تالاسمی خونی داسیمبتلا به کم افراد

یح علاوه بر این، کریسپر امکان تصح .کمک کند

نیز  را HBB نجزا در های بیماریمستقیم جهش

توان نوم، میجدقیق کند. با ویرایش فراهم می

را اصلاح کرده و تولید  امراضهای مسبب این جهش

, 18) بازیابی نمود افراد مبتلاهموگلوبین سالم را در 

 9کس -های برجسته کریسپریکی از موفقیت.  (19

، نوعی (LCA) رآماروز مادرزادی لب تداویدر 

ارثی که منجر به از دست رفتن بینایی در  اختلال

اخیر  کلینیکی ات. آزمایشباشد، میشودکودکان می

توان اند که با استفاده از کریسپر، مینشان داده

را بازیابی کرده و چشم شبکیه  حجراتعملکرد 

 را تا حد قابل توجهی بهبود بخشید افراد مبتلابینایی 

دهنده توانایی این فناوری نشان نتایج. این (20-22)

 .گذشته است تداویغیرقابل  اختلالات تداویدر 

 شیرایابزار و کیعنوان  به 9کس -سپریکر یفناور

 فایا ینقش مهم یکینتج یهاسرطان تداوین، در ج

در هدفمند  راتییتغ جادیبا ا یفناور نیکرده است. ا

DNA ،اصلاح  ایمحرک تومور را خاموش  یهانج

 سپریپستان و ملانوم، کر ه،یر یها. در سرطانکندیم

و  KRAS مانند یانکوژن یهانج انیمهار ب یبرا

MYC ریبه کار رفته است که موجب کاهش تکث 

 یهاآپوپتوز در مدل شیو افزا یسرطان حجرات

 یروش برا نیاز ا ن،یشده است. همچن یوانیح

و کیموتراپی به  یسرطان حجرات تیحساس شیافزا

 یاستفاده شده است که راه را برا یدرمانیمنیا

 کندیسرطان هموار م شدهیسازیشخص هایتداوی

(23 ,24) . 

های های چشمگیر، چالشبا وجود پیشرفت

وجود دارد.  9کس -اده از کریسپرمتعددی در استف

های ترین مشکلات، بروز ویرایشیکی از اصلی

است. این  (off-target effects) خارج از هدف

های نجکریسپر دهند که اثرات زمانی رخ می

تواند منجر به کند و میناخواسته را ویرایش می

بینی و عوارض جانبی جدی های غیرقابل پیشجهش

های بهبود . برای کاهش این خطر، نسخه(25) شود

 و SpCas9-HF مانند Cas9 ای از پروتئینیافته

eSpCas9 اند که دقت بالاتری دارندتوسعه یافته 

مسئله دیگر، تحویل موثر ابزار کریسپر به . (26)

 یروسی معمولاااست. وکتورهای وهدف  حجرات

شوند، اما این روش برای انتقال این ابزار استفاده می

زایی یا جهش معافیتیخطراتی مانند تحریک واکنش 

به دنبال  محققان. به همین دلیل، (27) را به همراه دارد

ها لیپوزوم یروسی مانند نانوذرات واهای غیر وروش

 نیز از جنبه اخلاقی .بیشتری دارند معافیتهستند که 
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جنینی یا خط زاینده به  حجراتنتیکی در جویرایش 

های آینده، دلیل تاثیرات بلندمدت و احتمالی بر نسل

برانگیز است. بسیاری از یکی از موضوعات بحث

های قانونی شدیدی برای تکشورها محدودی

 اند تا از سوءان وضع کردهنتیکی جنین انسجویرایش 

. این (29, 28)های احتمالی جلوگیری شود استفاده

های اخلاقی جامع چوبمسائل نیازمند تدوین چار

 9کس -کریسپر .برای استفاده از این فناوری هستند

 نوم مانندجهای ویرایش مقایسه با سایر روش در

ZFNs و TALENs  دارای مزایای متعددی است. این

فناوری نه تنها هزینه کمتری دارد، بلکه طراحی و 

ن، کریسپر تر است. علاوه بر ایاعمال آن نیز ساده

ن به طور همزمان را دارد جرایش چندین توانایی وی

نتیکی بسیار مفید جپیچیده  اختلالات تداویکه در 

های . به طور مثال، در حالی که روش(30) است

تر به زمان و منابع بیشتری نیاز دارند، کریسپر قدیمی

با این  .تواند با سرعت و دقت بالاتر عمل کندمی

 base) ویرایشهای جدیدتری مانند پایهحال، روش

editing) و ویرایش اولیه (prime editing)  که از

اند، توانایی اصلاح کریسپر مشتق شده

را ارائه  DNA یدها بدون برش کاملانوکلئوتتک

بیشتری دارند و  معافیتها دهند. این روشمی

دهند یهای ناخواسته را کاهش ماحتمال بروز جهش

نتیکی ج اختلالات تداوی. در نتیجه، آینده (31)

 .ها را دربرگیردممکن است ترکیبی از این فناوری

 اندازهاگیری و چشمنتیجه

به  9کس -ها، کریسپرها و محدودیتبا وجود چالش

 نوم،جترین ابزارهای ویرایش ز پیشرفتهعنوان یکی ا

نتیکی را دارد.  امراض تداویپتانسیل تغییر بنیادین 

و  معافیتهای مداوم در بهبود دقت، پیشرفت

دهد که های تحویل این فناوری نشان میروش

نزدیک است.  کلینیکاستفاده گسترده از کریسپر در 

بیشتری در  تحقیقاتبه منظور دستیابی به این هدف، 

ات اخلاقی ها و تدوین مقررزمینه رفع محدودیت

 تداوینه تنها نویدبخش  9کس -لازم است. کریسپر

ای به سوی است، بلکه دریچه تداویغیرقابل  امراض

 .کندنوم باز میجمبتنی بر  تداویشخصی و  طب
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