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美国哈佛大学14日宣布，将授予光束疗法（Beam Therapeutics，下称BT）公司全球专利许可，对可用于治疗人类疾病的一套革命性DNA碱基编辑技

术进行开发和商业化。 

 

BT公司同日宣布，已经筹集了高达8700万美元由F-Prime资本和ARCH风投牵头的A轮融资。BT公司由基因编辑技术领军人物刘如谦、张锋和基思·杨共

同创立。 

 

哈佛大学技术开发办公室业务发展总监薇薇安·博林说：“碱基编辑代表了一个强大的平台，可解决用其他基因组编辑方法难以解决的一大类遗传疾

病。” 

 

记者了解到，获得许可的技术平台包括碱基编辑和与增强碱基编辑靶向范围相关的技术，为利用基因编辑技术治疗一系列人类遗传疾病打开了大门。 

 

CRISPR基因编辑：是神器但也有短板 

 

在人类基因组中，已知DNA碱基（A、C、G、T）序列中数以万计的变异会导致疾病。大多数与疾病相关的人类DNA变异由位点突变组成，或基因组中

单个碱基对被另一个碱基对置换了位置。这种变异已在对神经退行性疾病、代谢疾病、血液疾病、视力或听力丧失等各种遗传疾病的研究中得到证明。 

 

使用CRISPR平台并结合Cas9和Cpf1酶的基因组编辑技术，已显示出通过插入或删除多个核苷酸来调节基因的巨大希望，但这种技术难以干净有效地校

正单个核苷酸。 

 

现有基因组编辑方法使用CRISPR作为分子剪刀进行双链断裂，然后依靠引入的DNA模板进行指导校正，尝试纠正点突变。 

 

然而，细胞内的双链断裂会触发重新连接断裂末端的进程，并导致随机插入和删除的负面影响。 

 

因此，点突变的精确校正通常必须与这些不希望产生的副产物相竞争。此外，使用CRISPR/Cas9进行精确校正通常依赖细胞组分，而在非活跃分裂的细

胞即人体大部分细胞内，缺失这些细胞组分。 

 

碱基编辑技术：点对点精准打靶 

 

碱基编辑技术多功能平台由哈佛大学化学和化学生物学教授刘如谦主导发明。碱基编辑技术不是精确修正特定基因中的致病突变，而是更多地剪切会破

坏基因或创建基因突变的目标靶位。刘如谦团队开发的可编程分子机器，可进入经选择的细胞基因组DNA中的靶向位点，直接将一个碱基转换成另一个

碱基，同时不会在DNA中产生双链断裂。 

 

该技术使用包含改良Cas9的工程化多组分蛋白，来解开DNA螺旋的靶向部分，开启一个用于在单个碱基上进行操作的小窗，而无需导致DNA中的双链

断裂。然后，碱基编辑直接将目标基因从突变形式转换为校正形式，并在某些情况下，还需要增加一种蛋白组分以防止细胞撤消校正。 

 

与此同时，改良Cas9切割未经编辑的DNA链，促使细胞修复第二条链，第二条链中带有可补充被修正碱基的一个碱基。结果是双交换将永久地将整个

碱基对（如A·T）更改为不同的碱基对（如G·C）。 

 

在过去一年半时间里，刘如谦团队已大大扩展了碱基编辑技术的范围。扩大靶向范围、提高靶向DNA特异性并创建新的碱基编辑器，这将对遗传疾病治

疗产生重大影响。 

 

最终目标：从根本上改变医学 

 

刘如谦表示：“最终目标是在一个未修改的生物体中，无论是人类、植物还是动物，能够随意、干净、高效地将DNA碱基改变成另一个DNA碱基。” 

 

博林表示：“我们的目标是将这一创新技术发展成为最广泛的、人类疾病的变革性治疗手段。授权新创公司进行商业开发可确保快速调动资源，充分开

发和利用该领域的新技术。” 

 

BT公司首席执行官约翰·伊文斯指出，碱基编辑技术能够以高效率和前所未有的控制完成单一碱基的修改，BT将把碱基编辑的关键技术融合在一起，产
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生一个广泛的精准基因药物管道，修复致病位点突变，写入保护性遗传变异，或调节致病基因的表达或功能，最终将碱基编辑作为人类疾病的治疗选

项。 

 

哈佛大学高级助理教务长兼首席技术开发官员伊萨克·科尔伯格表示：“基因组编辑和碱基编辑技术充分体现了哈佛大学研究人员对生物医学创新的持续

重要贡献，以及这种进步为经济发展和社会效益创造的机遇。这种机遇不仅着眼于解决疾病治疗，而且可能从根本上改变医学的实践。” 

 

 

来源：科技日报
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