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Gentechnik in der Öffentlichkeit 
Es stimmen der Aussage zu: 



Teufelswerk? Retter der Menschheit? 
...zunächst einmal:  

• der „ingenieurwissenschaftliche Teil“ der Molekulargenetik 

• Schlüsseltechnologie in der Forschung 

• unverzichtbar in Lebenswissenschaften & Pharma-Industrie 

• potenziell sehr wertvoll für Landwirtschaft  



Gentechnik („recombinant DNA technology“)  

Palmiter & Brinster 1981 

moonlite 

Tabak mit Luciferase-Gen 

Maus mit GFP-Gen 

Maus mit HGH-Gen 

Eyeless-Promotor steuert GFP 

Beltsville-Schweine 
 mit HGH-Gen, ca 1995 



Green Fluorescent Protein, 
ursprünglich aus der  
Qualle Aequorea 

GloFISH  



Was ist Gentechnik? 

• Herstellung neu zusammengesetzter (rekombinanter)   
  DNA-Moleküle 

• aus derselben Art oder unterschiedlichen Arten 

• Transfer der rekombinanten DNA in Organismen 
  (Transgenese) 



Reine Mutagenese ist keine Gentechnik 
Im Sinne des Gesetzes! 



Warum ist Gentechnik möglich? 

• Alle Organismen haben DNA als Speicher  
  der Erbinformation. 

• Der genetische Code ist bei (fast) allen  
  Organismen identisch. 

• Per DNA-Transfer lassen sich Gene zwischen   
  verschiedenen Organismen (sogar Spezies)   
  übertragen 



Francis Bacon 1627 
"And we make (by Art) in the same Orchards, and Gardens, Trees and Flowers, to come 
earlier, or later, then their Seasons; And to come up and beare more speedily then by 
their Naturall Course they doe. We make them also by Art greater much then their 
Nature; And their Fruit greater, and sweeter, and of differing Taste, Smell, Colour, 
and Figure, from their Nature. And many of them we so Order as they become of 
Medicinall Use. Wee have also Meanes to make diverse Plants rise by Mixtures of 
Earths without Seedes; And likewise to make diverse New Plants, differing from the 
Vulgar; and to make one Tree or Plant turne into another... By Art likewise, we make 
them [Beasts and Birds] Greater, or Taller, then their Kinde is; And contrary-wise 
Dwarfe them and stay their Grouth: Wee make them more Fruitfull and Bearing then 
their Kind is; and contrary-wise Barren and not Generative. Also we make them differ 
in Colour, Shape, Activity many wayes. We finde Meanes to make Commixtures and 
Copulations of diverse Kindes; which have produced many New Kindes, and them not 
Barren, as the generall Opinion is... Neither doe we this by Chance, but wee know 
before hand, of what Matter and Commixture, what Kinde of those Creatures will 
arise."

Taken from 'New Atlantis' by Francis Bacon, Lord Verulam, Viscount St Alban. (pp37-38. G. 
C. Moore Smith Edition, Cambridge University Press, 1929). [According to Moore Smith, 
'New Atlantis' was first published in 1627, a year after Bacon's death, and was probably 
written between 1622 and 1624. The spelling is exactly transcribed.]



Wer hat‘s erfunden? 

http://www.youtube.com/watch?v=aIyaxgBkToU 

Tiere mit „Sonnenkraftwerk“:  

adulte Schnecken nehmen 
Plastiden und deren cpDNA 
aus Algen in ihre Zellen auf 

! Photosynthese! 

Rumpho et al. (2008) PNAS

Ein Beispiel... 

Gentransfer über Artgrenzen 



Wer hat‘s erfunden? 

Vor ca. 3000 Jahren...      

Mutter Pferd (2n=64) x Vater Esel (2n=62) = Maultier 

„Das Maultier scheint mir ein sehr erstaunliches  
Tier zu sein; es macht den Anschein, dass hier  
die Kunst die Natur übertroffen hat.” 

Charles Darwin 

Gen-Neukombination über Artgrenzen 



DNA-Transfer über Artgrenzen hinweg sowie die  
Neu/Re-Kombination von Genen finden bereits in  
der Natur statt! 

• Transduktion • Konjugation • Transformation (VL Mikrobiologie) 

Bei der Kreuzung von Tieren und Pflanzen haben 
Menschen ungezielt Tausende unterschiedlicher 
Gene neu kombiniert. 

In der konventionellen Züchtung werden 
Gen-Mutanten ungezielt durch chemische 
oder physikalische Mutagenese (Radio- 
aktivität!) hergestellt! 



Aber es geht auch gezielter... 

•  1972 Paul Berg: die erste in vitro neu-kombinierte DNA 

•  1973 S. Cohen, A. Chang, H. Boyer: der erste bakterielle „GVO“ 

•  1977 Genentech: gentechnologische Produktion von Somatostatin 

•  1981 University of Ohio: das erste transgene Tier (Maus) 

•  1985 erste Freisetzung gentechnisch veränderter Pflanzen in den USA 

•  1990 erste somatische Gentherapie am Menschen 

•  1995 genveränderte Tomate auf dem US-Markt 

•  1998 RNA-Interferenz für Gen-Knockdown 

•  2012 CRISPR-Cas9 Anwendung in Bakterien 

•  2014 erste Freisetzung transgener Tiere (Mücken) 

Paul Berg,  
Nobelpreis 1980 

Gentechnik im engeren Sinne 
bezeichnet die Neukombination 
und den gezielten Transfer 
definierter DNA-Abschnitte. 



serendipity 

"Boyer and I didn't set out to invent 
genetic engineering. Our invention came 
from efforts to understand basic 
biological phenomena and the realization 
that our findings had important practical 
applications." 

www.dnaftb.org 

Kap 34 





Das klassische gentechnische Experiment 

Problem: 
Wie kann man gezielt einen bestimmten Abschnitt  
(z. B. nur ein Gen) aus dem Genom untersuchen? 

Wie erhält man diesen DNA-Abschnitt in ausreichender Menge? 

Lösung: 
Man schneide sich den DNA-Abschnitt heraus und vermehre 
ihn selektiv viele Millionen mal, 
z. B. dadurch, dass man ihn in ein Bakterien-Replikon einfügt 
und so in Bakterien replizieren lässt. 



Das klassische gentechnische Experiment 
- Erforderliche Komponenten- 

• „Spender“-DNA (z.B. ein ganzes Genom o. Teile daraus) 

• Vektor-DNA (z. B. Plasmide) 

• Molekulare Scheren: Restriktionsenzyme 

• Molekularen Klebstoff: DNA-Ligase 

• DNA-Transfermethoden 

• Wirtsorganismen 



Das klassische gentechnische Experiment 

Vektor-
DNA

Spender-
DNA

E.coli-
Zelle

Trans-
formation

Rekombinante 
DNA

DNA-
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Restriktions-
enzym

GVO





Das klassische gentechnische Experiment 

Ziel:   Vermehrung eines definierten DNA-Abschnitts 
Methode:  Klonanzucht und Plasmid-DNA-Präparation 



Begriffsdefinitionen 

• “Klon“ in der Gentechnologie: 

   Mio. von genetisch identischen Bakterien, die alle ein bestimmtes 
   Fremd-DNA-Fragment beinhalten 

• „Klonieren“: Herstellung eines solchen Bakterien-Klons 

• „in vitro-neukombinierte DNA“ (engl.“recombinant DNA“): 

   vom Gentechnologen konstruiertes Hybrid-Konstrukt aus „Fremd“- 
   DNA und replikationsfähiger Träger-DNA (Vektor) 

• „GVO“:    gentechnisch veränderter Organismus 



Restriktionsenzyme 

Die „Zutaten“ der Reihe nach.... 

λ-Phage vermehrt auf E. coli K         +    pfu* 
! ‚Ernten‘ der erfolgreichen Phagen 

! Beimpfen von E. coli K    +++++ pfu 
! Beimpfen von E. coli B             +         pfu 

d.h. Wachstum auf E. coli B „restringiert“, während 
       Phagen auf E. coli K angepasst sind und sich 
       dort sehr gut vermehren können 

* plaque forming units 



Restriktionsenzyme Restriktions/Modifikationsenzyme schützen  
Bakterien vor eindringender fremder DNA 

Modifikation durch Methylierung am Cytosin oder Adenin 

> N6-Methyl-Adenin bzw. 5-Methyl-Cytosin 



Restriktionsenzyme 

W. Arber 

H.O. Smith 

D. Nathans 

• Restriktionsendonukleasen schneiden 
„eindringende“, fremde DNA in Bakterien! 
• Zelleigene DNA wird durch „Modifikation“ (d.h. 
Methylierung) vor dem Schneiden geschützt. 
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• Reinigung des ersten Restriktionsenzyms  
  aus Haemophilus influenzae (Hinf  I) 

• Anwendung von Restriktionsenzym-Schnitt- 
stellen auf der DNA als „Landmarken“: 
Kartierung der SV40-Virus-DNA 



5´- G   A   T   C   C   A  A   G   A   A   T   T   C  T    T  A   C   G   T - 3´  

3´-  C   T   A   G   G   T   T   C   T   T   A   A  G   A    A   T   G  C   A - 5´ 

Restriktionsendonukleasen schneiden  
DNA sequenzspezifisch 

3´-C   T   A   G   G   T   T   C  T    T   A   A   - 5´ 

5´- G   A   T   C   C  A  A   G   - 3´  5´-  A   A   T   T   C  T    T   A   C   G  T - 3´  

3´-  G   A    A   T   G  C   A - 5´ 

x Eco RI

OH

OH P

P



DNA- 
Restriktions- 
enzyme (Typ II) 

z. B. Eco RI 

• erkennen und schneiden 
  meist innerhalb einer 4 bis 
  6 Bp langen Sequenz 

• Erkennungssequenzen sind palindromisch!  

• entstehende Enden besitzen 3‘OH bzw. 5‘P-Gruppen 

• schneiden entweder „versetzt“ (macht überhängende Enden) oder auch „glatt“ 

• mehrere hundert Enzyme mit unterschiedlichen Erkennungs- 
  Sequenzen sind bekannt und kommerziell erhältlich  

Roter Strich = Symmetrieachse des Palindroms
                    = Methylierungsstelle



3‘-zurück- 
hängendes Ende 

3‘-zurück- 
hängendes Ende 

5‘-zurück- 
hängendes Ende 

glattes Ende 

Beispiele 



rebase.neb.com 

+    Schneiden inhibiert bei Methylierung 
0    Schneiden unbeeinflusst von Methylierung 
M   Schneiden erfordert Methylierung 



DNA-Ligase (VL Replikation) 

3´-C   T   A   G   G   T   T   C  T    T   A   A   - 5´ 

5´- G   A   T   C   C  A  A   G   - 3´  5´-  A   A   T   T   C  T    T   A   C   G  T - 3´  

3´-  G   A    A   T   G  C   A - 5´ 

DNA-Ligasen 
Katalyse der Bindung zwischen 3‘-OH und 5‘-P 

5´- G   A   T   C   C   A  A   G   A   A   T   T   C  T    T  A   C   G   T - 3´  

3´-  C   T   A   G   G   T   T   C   T   T   A   A  G   A    A   T   G  C   A - 5´ 

DNA-Ligase 



Ligation: mehrere Möglichkeiten 

Es entstehen (ohne Anwendung 
spezieller Tricks) alle möglichen  
Ligationsprodukte. 

Q: 
Wie findet man die Bakterien, 
die rekombinante Moleküle 
aufgenommen haben? 

Vektor Integrat 

Rekombinantes Konstrukt 



Vektoren 

z. B. Plasmide -  
ringförmige, extrachromosomale 
DNA-Moleküle in Bakterien 

- Plasmide sind „Replikons“ 
- Plasmide sind nicht essentiell, 
  aber ihre Gene sind nützlich 

! Resistenz-Genen gegen Antibiotika 
! Gene für Colicine (töten andere Bakterien) 
! Schwermetallresistenz-Gene 
! Nif-Gene (Nitrogenase für N2-Fixierung) 

z. B.  



• einen „high copy number“-Replikations-Origin 

• nur einmal pro Vektor vorhandene Restriktionsschnitt- 
  stellen zum gezielten Einfügen der Fremd-DNA 

• Markergene zum Erkennen,  

(1) ob der Vektor in die Bakterienzelle aufgenommen ist. 

(2) ob der Vektor eine Fremd-DNA trägt. 

Plasmid-Vektoren brauchen… 



Vektor mit zwei Ab-Resistenzgenen 

Molekül repliziert 
sich nicht! 
Keine Ab-Resistenz! 



Prinzip: „Insertions-Inaktivierung“ 

• das Integrat „unterbricht“ das Markergen  
und zerstört dessen genetische Funktion! 

 > Stop der Transkription 
 > Stop der Translation (durch eingefügte Stop-Kodons) 

 > Veränderung des „Leserahmens“ und dadurch 
    Produktion eines nicht-funktionellen Proteins 

• das inaktivierte Markergen zeigt die Anwesenheit 
des Integrats an! 

Verschiedene Möglichkeiten... 



pUC: der meist verwendete Vektor 

BLAU-WEISS-Selektion: nur weiße Kolonien enthalten das Fremdgen!!! 



Markergen 1: 

Das Ampicillin-Resistenzgen selektiert  
Zellen, die zumindest ein Plasmid 
aufgenommen haben. (Amp ist im 
Agar-Nährboden enthalten) 

Markergen  2: 

Das lacZ-Gen zeigt an, ob Integrat im Plasmid vorhanden ist! 

Intaktes LacZ > funktionsfähige ß-Gal > Substratumsatz  > BLAU 

Durch Integrat zerstörtes LacZ > ß-Gal defekt > WEISS 

pUC: der meist verwendete Vektor 
Zwei Marker-Gene sind erforderlich... 



Gentechnik im Modul 8 

...es werde LICHT! 



Sicherheit in der Gentechnik 



Sicherheit von E. coli als Wirt 

EHEC 

E. coli K12 

E coli K12 fehlen mehr als 1000 Gene gegenüber pathogenem E. coli-Stamm (z.B. EHEC). 

K12 kann menschlichen Darm nicht besiedeln !      > Containment 



• breitet sich 
über Konjugation 
von Zelle zu Zelle 
aus! 

F-Plasmid 

Sicherheit moderner 
Plasmidvektoren 

bom/nic: Origin of Transfer 

mob: mobility genes 

tra: transfer-Gene (Pili) 

Das Vektorplasmid pUC18 und Nachfolger haben KEINE dieser  
genetischen Eigenschaften mehr! 

Keine Konjugation = kein unerwünschter Gentransfer   = containment  !!! 



Trotzdem gilt im Praktikum: 

Essen 

Trinken 

Rauchen 

Kittel   !!! 



Gentechnik XXXL („synthetic biology“) 

JBS Haldane once said that God had a fondness for beetles. Until 
Craig Venter creates a few, I don't think God 1.0 needs to worry. 

(Prof. Steven Rose, London) 

http://www.ted.com/ 
talks/craig_venter_on_ 
dna_and_the_sea.html 

http://
www.biology.iupui.edu/
biocourses/
Biol540/15genomefullC
SS.html 

J. Craig Venter 



Anwendungsgebiete der Gentechnik 

Rote Gentechnik: Medizin (Diagnostik, Therapie, Forschung) 

Grüne Gentechnik: Pflanzenzucht & Landwirtschaft 

Weiße Gentechnik: Wirkstoffproduktion (Medikamente, 
        Enzyme, Energieträger etc.) 

Graue Gentechnik: Umwelt (Bioremediation) 



Weiße Gentechnik 



Weiße Gentechnik 

Expressions-Vektor: 

ermöglicht Transkription 
und Translation eines 
Fremd-Gens in der 
Wirtszelle (z.B. E. coli) 



Insulin 
aus  
E. coli 



Rekombinante Medikamente 

• Insulin     Diabetes 

• Faktor VIII    Blutgerinnung 

• Erythropoietin    Anämie 

• Wachstumshormon   Zwergwuchs 

• Gewebe-Plasminogen   Infarkt 
  Aktivator (tPA) 

• G-Interferon    Krebs 

• Epidermaler Wachstums-  Hauttransplantation 
  Faktor 

     etc etc 



Rote Gentechnik 

Transgene Tiere (zusätzl. Gen > Phänotyp? > Genfunktion?) 

Knock-Out Tiere (Null-Mutation > Phänotyp? > Genfunktion?) 

Gentherapie am Menschen (Korrektur von Mutationen) 

(Klonen) (ist eigentlich Reproduktionstechnik!) 



Gentransfer bei Tieren 

Die fremde DNA muss in die Chromosomen der 
Zygote gelangen, wenn der ganze Organismus 
(Soma- und Keimzellen) transgen sein soll! 

Eine gängige Methode ist die Mikroinjektion der DNA in 
den Zellkern einer befruchteten Eizelle. 

Der Integrationsort ist nicht voraus bestimmbar! 



Nach 20 Jahre dauerndem 
Genehmigungsprozess 
seit 2015 in USA zugelassen. 

• Kein Umweltrisiko durch Entweichen: 
nur sterile Weibchen in Inland-
Zuchtfarmen 

• Stabilität der Transgenexpression  
und Toxikologie geprüft 

Achtung: rekombinant in Bakterien 
hergestelltes Wachstumshormon  
schon seit 1997 in EU für  
Lachsfütterung zugelassen! 

Transgene Tiere und Nahrung 
Zusätzliches Wachstumshormon-Gen 



Transgene Tiere und Medizin: 
„Gene Pharming“ 

• Ziel:  Überexpression pharmazeutischer Wirkstoffe 

• Probleme:  Transgenese-Technik teuer,  
  Aufbau stabiler Herden langwierig,  
  > „Klonen“ transgener Produzententiere attraktiv 

GTC Biotherapeutics: 
• Antithrombin III in Milchdrüse von Ziegen 
• FDA approval im Februar 2009 



Knock Out-Tiermodelle für die  
biomedizinische Forschung 

Wildtyp-Maus 

Myostatin Knock-Out 
Maus 

!  Myostatin, ein Wachstumsfaktor der TGFbeta-Familie, 
     kontrolliert das Muskelwachstum 

Natürliche Mutation 
Im Menschen... 



Gen-Knockout oder Genkorrektur 
durch Homologe Rekombination 

Homologe Rekombination 

Chromosom 

Targeting- 
Konstrukt 

Verändertes 
Chromosom! 

...dieses Molekül geht verloren.... 



Alternative KO-Methode: 

 RNA-Interferenz 

RNA-Interferenz (RNAi). Kurze, doppelsträngige RNA-Moleküle, so genannte kurze, interferierende RNAs (siRNAs) werden in 
eine Zelle eingeführt. In der Zelle werden sie Bestandteil des RNA-induzierten Silencingkomplexes (RISC, engl. RNA-
introduced silencing complex). Der Antisense-Strang der siRNA bindet innerhalb der Zelle an die komplementäre mRNA. Er 
zielt auf zelluläre mRNAs ab, die innerhalb des RISCs durch Enzyme gespalten wird. Die gespaltene mRNA wird anschließend 
abgebaut und nicht translatiert. 

Wir werden noch sehen (VL Genregulation): Das Ganze gibt es auch als natürlichen  
Prozess der post-transkriptionellen Genregulation (microRNAs)! 

Achtung: 
Hier wird nicht das Gen, 
sondern die mRNA  
ausgeschaltet 



Gentherapie am Menschen 

Ziel : Korrektur eines Gendefekts  

• besonders geeignet für MONOGENE Erkrankungen 

• nur somatische !! Gentherapie erlaubt 

• Keimbahn-Gentherapie in D gesetzlich verboten !! (§ 5 Embyonenschutzgesetz, 1990) 

• häufig genetisch abgeschwächte Viren als Vektoren 

• Risiken: ungezielte Integration von Fremd-Genen (Tumorentstehung) 
  und Immun-Reaktion auf virale Vektoren 

• Weltweit mehr als 2200 klinische Studien, aber noch keine  
  allgemeine Zulassung  

http://www.genetherapynet.com/clinical-trials.html 



Gentherapie am Menschen 

Ashanthi de Silva, damals 4 Jahre alt 

SCID, severe combined immunodeficiency (1:100 000) 

Adenosin-Desaminase (ADA) - Mutation 
> Keine T- und B-Lymphozyten!! 

14. Sept. 1990:   Erste somatische Gentherapie am Menschen 

https://www.youtube.com/watch?v=IgES04-cSr8 



Gentherapie am Menschen 

! stabile Integration 
ins Genom  



16.11.2017 Laminin332-Defekt 



Klonen von Tieren 

Dolly (1996-2003) 

Gewinnung 
Embryonaler  
Stammzellen (ES) 
für Organ- 
Herstellung!!! 



Klonen von Tieren 

• ist nicht notwendigerweise auch „Gentechnik“ im engeren Sinne. 

• ist interessant für kommerziell wichtige transgene Tiere. 

• „Reproduktives Klonen“ beim Menschen per Gesetz verboten. 

• Berichte über Klonen von Menschen (2005) waren Fälschungen. 

• Neue Verfahren ermöglichen Herstellung von Stammzellen  
ohne Klonen durch Transfektion weniger Master-Transkriptions- 
faktoren (induced pluripotent stem cells, iPS)!! 

https://en.wikipedia.org/wiki/Hwang_Woo-suk 



Grüne Gentechnik 

1. Verbesserung agronomischer Eigenschaften : 
 Schädlingsresistenz, Unkrautbekämpfung, 
 Trockentoleranz, Salztoleranz etc. 

2. Neue Produkteigenschaften : 
 z. B. glutenfreier Weizen, nikotinfreier Tabak, 

                  verändertes Fettsäurespektrum 

3. Wirkstoff-Produktion 
 z. B. Plantibodies 



Gentransfer 
bei Pflanzen 

Agrobakterien: 
„natürliches“ Gentransfer- 
System! 



Produktverbesserung 

http://www.goldenrice.org 



Agronomische Verbesserung: 
Schädlingsresistente Pflanzen mit 
Bacillus thuringiensis-Toxin (BT) 

BT-exprimierender  
Mais  

Mais-Zünsler: 
12 Mio € Schaden in D pro Jahr 

Mais-Wurzelbohrer auf dem 
Vormarsch 

Wildtyp- 
Mais  



Bt-Toxin: Eigenschaften 
BT ist kristallines Protein. Es wird NUR im Insektendarm  
in ein Endotoxin umgewandelt, das den Ionenhaushalt  
stört und zum Tod der Insekten führt. 

BT ist hoch artspezifisch (400 Varianten) 
 > kein negativer Effekt auf den Menschen 

     sowie die meisten Nicht-Ziel-Organismen! 

BT wird im Boden schnell abgebaut 
 > nach ½ Jahr weg 
 > sehr geringe Konzentrationen in Rhizosphäre 

Zertifiziertes Mittel im ökologischen Landbau! 



Anteil von GVO-Pflanzen 



Risiken bei der Freisetzung 
von GVOs 

• Auskreuzung des GVO 
• Horizontaler Gentransfer von Markergenen 
• Resistenzbildung bei Schädlingen 
• “non target“-Effekte 
• Produktsicherheit (Allergien)  

… müssen Fall für Fall neu diskutiert und bewertet werden!! 

www.transgen.de Nicolia et al. (2013) Crit Rev Biotech 





Technologische Probleme der 
klassischen Gentechnik bislang... 

• Transgenese:  
Insertionsort unbekannt; epigenetische Instabilität; Positionseffekte;  
diffizile Transformationstechniken; unerwünschte Markergene; 
aufwändig und langwierig 

• Gen-Knockout:  
ineffizient in Säugerzellen; oft unspezifisch 

• RNA-Interferenz:  
nur RNA-Ebene verändert; oft unspezifisch oder ineffizient 

• Gentherapie: 
Punktmutationen kaum zu korrigieren; unsichere (virale)Verfahren  



s 
Since 2012 



Feng Zhang, MIT Virginijus Siksnys,  
Univ Vilnius 

UC Berkeley MPI Infektionsbio, B‘schweig 





Genome Editing macht alles möglich 

• gezieltes Einbringen von Transgenen (Insertion) 

• Herausschneiden von Genen (Deletion > Gen-Knockout) 

• Veränderung einzelner Basen (Punktmutagenese > 
Gentherapie) 

• Editieren des Chromatinzustands (d.h. der Genaktivität) 

• Editieren der RNA 
.... 

Präziser, einfacher, flexibler, kostengünstiger 



Barrangou R et al. CRISPR Provides Acquired Resistance Against Viruses in Prokaryotes. Science 315, 1709 - 1712 (2007) 

Ein adaptives „Immunsystem“ in Bakterien! 



Ein adaptives „Immunsystem“ in Bakterien! 

• Phagen attackieren Bakterien.  
  Manche überleben... 

• Wie kann sich das Bakterium vor  
  erneutem Angriff schützen? 

• Bakterium braucht molekulares  
 „Gedächnis“ und Abwehrmechanismus. 



Clustered 
Regular 
Interspaced 
Palindromic 
Repeats 

Ein adaptives „Immunsystem“ in Bakterien! 

Spacer-Sequenzen 
passen zu Bakteriophagen- 
Sequenzen! 

> Erinnerung an überlebte 
Attacken 

> ABWEHRFUNKTION 



CRISPR-Regionen werden 
transkribiert 

Nach Prozessierung entstehen 
crisprRNAs (crRNA). 

Repeat-Anteile der RNA (schwarz) 
binden Cas9-Protein (Cas = 
Crispr-associated). 

Farbige RNA-Anteile (guide RNA) 
können Viren-DNA erkennen  
und binden. 

Ein adaptives „Immunsystem“ in Bakterien! 



guideRNA lenkt CRISPR/Cas9-Komplex zur Virus-DNA. 

Die Endonuklease Cas9 macht glatten (blunt) ds Schnitt. 

Virusvermehrung wird unterbunden! 

Ein adaptives „Immunsystem“ in Bakterien! 

Bei einer Phagen-Attacke: 



Erster Schritt zum Gene editing:  

CRISPR/Cas9 erzeugt dsBrüche,  
wo wir es wollen! 

(„PAM“; NGG) 



Ein dsBruch ermöglicht nun  
das Editieren der Ziel-DNA  

(> Knock-out) 

(means: repair without 
template!!) 

(Insertions or deletions 
are produced) 



•  heile Gen-Defekte! Aber auch... 

•  erzeuge humanisierte Schweine-Organe für 
abstoßungsfreie Xeno-Transplantation 

•  erzeuge trocken/hitzeresistente Pflanzen  
•  lasse editierte Gene sich in der Population 

automatisch durch gene drive vermehren  
   (Elimination Malaria-verbreitender Mosquitoes) 
•  verwandle Elefanten zurück in Mammuts (oder editiere 

Neanderthaler-Gene in den modernen Menschen) 



(älteres Konkurrenzsystem zu CRISPR-Cas) 

Iduronate-2-sulfatase (X-chrom.) 
lysosomal storage defect 
1/130 000 



Entferne HIV aus dem Genom! 



Verhindere HIV-Eintritt! 



See slides of the talk at 

https://drive.google.com/drive/folders/1T1zLTtHS2z_cgl29fN_7qJg7fLA4qlrd 

Dr. Jiankui He 



Der Tabu-Bruch: Genome Editing in  
menschlichen Embryonen! 

5 Regeln für 
Genome Editing, 

von Dr. J. He 
am Vorabend  
seines Vortrags 
auf dem  
GeneEditSummit 
im Crispr Journal 
publiziert... 




