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В останні десятиліття розвиток генної інженерії та генетичних 

модифікацій відкрив нові горизонти в медицині, пропонуючи революційні 

підходи до лікування та профілактики численних захворювань. Генетична 

терапія та редагування геному, зокрема технологія CRISPR/Cas9, вже 

продемонстрували значний потенціал у корекції генетичних дефектів  

і лікуванні складних захворювань, таких як рак, генетичні порушення  

та вірусні інфекції. Однак, поряд з можливими перевагами, застосування 

таких технологій викликає численні біоетичні та медичні питання, зокрема 

щодо довгострокових ефектів, безпеки пацієнтів і ризиків мутацій. Тому 

вивчення впливу генетичних модифікацій на здоров‟я людини є надзви- 

чайно важливим для розвитку безпечних і ефективних медичних 

технологій. Актуальність цієї теми полягає в необхідності глибокого 

розуміння переваг та ризиків таких інновацій, а також в розробці 

нормативно-правових актів, що забезпечують безпеку та етичність їх 

застосування в медичній практиці [1–8]. 
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Генетичні модифікації у медицині є однією з найперспективніших 

галузей сучасної біотехнології, що відкриває нові можливості для 

лікування численних захворювань. За оцінками Всесвітньої організації 

охорони здоров‟я, генетичні хвороби становлять приблизно 4–5% від усіх 

захворювань людини, і багато з них на сьогоднішній день не піддаються 

лікуванню традиційними методами. Завдяки застосуванню методів генної 

терапії, зокрема технології CRISPR/Cas9, з‟являється реальна можливість 

коригувати дефекти в ДНК, що є причиною цих захворювань [1]. Напри- 

клад, згідно з даними Національного інституту здоров‟я США, у 2020 році 

було проведено більше 2000 клінічних випробувань з використанням 

генної терапії, і цей показник продовжує зростати. Одним із успішних 

прикладів є лікування спінальної м‟язової атрофії, яке стало можливим 

завдяки генетичній терапії. Протягом останніх років кілька компаній 

досягли значного прогресу у створенні ліків, які дозволяють зупинити 

прогресування цього захворювання, що ще кілька десятиліть тому було б 

неможливим [2; 5]. 

Щодо використання CRISPR/Cas9, то з 2013 року, коли була опуб- 

лікована перша стаття про застосування цієї технології для редагування 

геному людини, понад 10 000 наукових робіт були присвячені її вдос- 

коналенню та застосуванню у медичній практиці. За оцінками експертів,  

у найближчі 10–20 років редагування геному може стати стандартним 

методом лікування багатьох захворювань, включаючи рак, серцево-

судинні захворювання та неврологічні розлади. Проте разом з можливос- 

тями виникають і ризики. Наприклад, один із найбільших, пов‟язаних  

з генетичними модифікаціями, полягає в можливих непередбачуваних 

мутаціях, які можуть мати серйозні наслідки. За даними досліджень, 

проведених у 2021 році, 12% всіх клінічних випробувань з генною 

терапією закінчувалися несподіваними результатами, такими як поява 

нових мутацій або відсутність очікуваного ефекту [4]. 

Станом на 2023 рік в світі існує понад 50 лікарських засобів, розроб- 

лених за допомогою генної терапії, що активно використовуються для 

лікування рідкісних генетичних захворювань. Однак, лише 10% з них 

мають підтверджену ефективність в клінічних випробуваннях, що підкрес- 

лює важливість тривалих досліджень та ретельного моніторингу [5]. 

Усі ці дані підкреслюють як величезний потенціал, так і значні ризики, 

пов‟язані з використанням генетичних модифікацій у медицині. Тому для 

забезпечення безпеки пацієнтів і максимальної ефективності даних інно- 

вацій важливо не лише вдосконалювати самі технології, але й встанов- 

лювати чіткі біоетичні та регуляторні норми [5, 8]. 

Генетичні модифікації у медицині є перспективним напрямком сучас- 

ної науки, який має потенціал значно змінити підходи до лікування 

багатьох захворювань, включаючи ті, що вважалися невиліковними. 
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Завдяки розвитку технологій, таких як CRISPR/Cas9, можливе коригу- 

вання генетичних дефектів, що вже продемонструвало успішні результати 

у лікуванні рідкісних захворювань, таких як спінальна м‟язова атрофія. 

Проте, разом із можливостями ці технології несуть ризики, зокрема 

ймовірність непередбачуваних мутацій та недостатню ефективність 

частини розроблених ліків. Щоб реалізувати потенціал генетичних моди- 

фікацій і забезпечити їх безпечне застосування, необхідно продовжувати 

наукові дослідження, удосконалювати методи лікування та впроваджувати 

чіткі біоетичні й регуляторні норми. Лише так можна досягти опти- 

мального балансу між інноваціями та безпекою у цій галузі [1–8].  
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