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Genoma

Estructuras

biológicas

Factores físicos

Factores químicos

Otros organismos

Dieta

Etc.

Estructuras

Comportamientos

Capacidades

Metabolitos

Etc.

Los organismos son máquinas biológicas que ante estímulos generan respuestas



Los organismos son máquinas biológicas que ante estímulos generan respuestas

Flores de hortensias

Suelo a pH entre 4,5-5,5 Suelo a pH entre 6,0-6,5 Suelo a pH alrededor de 8,0



Los organismos son máquinas biológicas que ante estímulos generan respuestas

Plasticidad genómica



BIOMASA

INPUTs

OUTPUTs

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

Fármacos, 

factores físicos,

Metabolitos 

endógenos

Fenotipos 

anómales

corregidos

¡Algo funciona mal!



BIOMASA

INPUTs

OUTPUTs

Módulos genéticos introducidos de 

modo transitorio o permanente

Módulos genéticos del sistema que deben 

interactuar con los introducidos

Genoma

Construcción genética

Fenotipos 

anómales

corregidos
Fármacos, 

factores físicos,

Metabolitos 

endógenos

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

¡Algo funciona mal!

Existen errores



BIOMASA

INPUTs

OUTPUTs

Módulos genéticos del sistema que deben 

interactuar con los introducidos

Genoma

Construcción genética

❑ Fármacos como 

doxiciclina, ganciclovir, 

quimioterápicos, etc.

❑ Luz de cierta λ, calor, etc.

❑ Hormonas y factores 

endógenos

Módulos genéticos introducidos de 

modo transitorio o permanente

Fenotipos 

anómales

corregidos
Fármacos, 

factores físicos,

Metabolitos 

endógenos

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Nueva 

actividad/función

❑ Muerte celular



BIOMASA

INPUTs

OUTPUTs

Módulos genéticos del sistema que deben 

interactuar con los introducidos

Genoma

Construcción genética
Módulos genéticos introducidos de 

modo transitorio o permanente

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Replicación

❑ Transcripción

❑ Traducción

❑ Sumideros

❑ Vías metabólicas 

activas

❑ Vías metabólicas 

inactivas

❑ Sistema inmune

❑ Entre otros…

❑ DNA no replicativo

❑ Replicón

❑ Inserción genómica 

sitio dirigida

❑ Inserción genómica 

al azar

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser, entre otros,…

RNA genes

Protein genes

▪ shRNA que actúan como miRNAs

▪ Ribozimas hammerhead

▪ RNA sponges (esponjas de miRNA)

▪ RNAs guías para tecnología CRISPR/Cas en sus múltiples propósitos

▪ Enzimas

▪ Proteínas de señalización, modulación y hormonas

▪ Antígenos

▪ Citoquinas y otras moduladores del sistema inmune

▪ Variantes de Cas para distintos propósitos (genéticos, epigenéticos, transcripcionales)



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser tejido específicos

• Factores transactivadores propios del tejido

Promotores tejido específicos



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser inducibles

• Factores transactivadores perturbables por factores químicos/físicos

• RNA polimerasas virales

• Presencia de aptámeros en transcriptos.

• Recombinasas, etc.

Sensor constitutivo



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser inducibles

• Factores transactivadores perturbables por factores químicos/físicos

• RNA polimerasas virales

• Presencia de aptámeros en transcriptos.

• Recombinasas, etc.

Sensor constitutivo

Metabolito/factor físico (INPUTs)



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser inducibles

• Factores transactivadores perturbables por factores químicos/físicos

• RNA polimerasas virales

• Presencia de aptámeros en transcriptos.

• Recombinasas, etc.

Sensor constitutivo perturbado



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser inducibles

• Factores transactivadores perturbables por factores químicos/físicos

• RNA polimerasas virales

• Presencia de aptámeros en transcriptos.

• Recombinasas, etc.

Sensor constitutivo perturbado Activación de gen terapéutico



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos
Contiene a el/los gen/es terapéutico/s, que pueden ser inducibles

• Factores transactivadores perturbables por factores químicos/físicos

• RNA polimerasas virales

• Presencia de aptámeros en transcriptos.

• Recombinasas, etc.

Sensor constitutivo perturbado
Actividad terapéutica

(OUTPUTs)



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos

• Plásmido bacteriano (con o sin capacidad replicativa en mamíferos)

• Minicírculo (con o sin capacidad replicativa en mamíferos)

• Ministring

DNAs no virales

Sin formulación Formulados

Generados por 

clonado molecular en 

Escherichia coli



Construcción genética

La terapia génica es un ejemplo claro de la Biotecnología moderna

❑ Desnuda

❑ En complejos con 

lípidos, polímeros 

sintéticos, proteínas, 

etc.

❑ En viriones no 

infectivos

• Ácido nucleico viral modificado con gen/es terapéutico/s

• Potencial capacidad de conformar un replicón

• Potencial capacidad de inserción genómica

• Estructura viral natural o modificada, para modular el 

tropismo (pseudotipado)

Viriones

Generado por clonado 

molecular en 

Escherichia coli

Generadas por sistemas de 

ensamblado en líneas celulares

Adecuadas (packaging cell

lines) 


