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我国科学家发现基因剪新系统。

中科院脑科学与智能技术卓越创新中心（中科院神经所）杨辉团队通过对微生物大规模宏基因组
数据进行计算分析发现两类新的CRISPR/Cas13系统，通过一系列工程化改造开发了一套高效率和
高特异性的RNA编辑工具，该工具对开发基于RNA编辑的基因治疗手段具有重要的促进作用。
该研究成果5月3日在线发表于《自然—方法》。

CRISPR/Cas13是一类RNA介导的靶向RNA切割的系统，它被广泛地应用于RNA敲低、RNA单碱
基编辑、以及核酸检测领域（比如新冠病毒检测）。相比于传统的RNA干扰技术，Cas13系统具
有更高的敲低效率和特异性；而且，相比于Cas9介导的DNA编辑技术，Cas13不会对基因组造成
永久性改变，甚至可以通过药物调控RNA编辑，使其具有可逆性，因此在疾病治疗上具有比较
独特的优势。

之前发现的Cas13系统都是从可培养的微生物基因组数据中挖掘的，然而自然界中90%的微生物
都是不可培养的。因此，我们团队这次把目标聚焦在挖掘未获培养的自然微生物宏基因组数据。
杨辉告诉《中国科学报》，这项研究通过精巧的计算生物学算法和实验设计，鉴定到了两个新的
Cas13家族，并命名为Cas13X和Cas13Y，其中，Cas13X.1蛋白比常用的RfxCas13d蛋白还要小将近2
00个氨基酸，为目前最小的Cas13蛋白。通过对大量内源基因位点进行RNA敲低实验，Cas13X.1
展现了与RfxCas13d同样的高活性和高特异性。之后，杨辉团队在Cas13X.1的基础上开发了一种迷
你型的RNA单碱基编辑工具，并显示极低的脱靶活性。

这项工作证明Cas13X.1在RNA编辑方面具有非常大的应用潜力，有望在未来成为一种高效和安全
的RNA治疗药物，为疾病 (尤其是罕见病) 基因治疗提供了更多的选择。终于了有我们自己的基
因编辑工具，专利不再受制于人。据了解，杨辉实验室目前正在超过10种罕见病、数种常见病上
面测试Cas13X的治疗效果，希望Cas13X能够早日应用到临床上，造福患者。（来源：中国科学报
黄辛）
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相关论文信息：https://doi.org/10.1038/s41592-021-01124-4
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正文上方注明来源和作者，且不得对内容作实质性改动；微信公众号、头条号等新媒体平台，转
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