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◎本报记者 张梦然


维多利亚·格雷患有一种被称为镰

状细胞病的遗传性疾病，这种疾病会导

致红细胞形成异常的“镰刀”形状，阻塞

毛细血管，患者不但疼痛异常，还可能

造成器官损伤。

自记事起，疼痛就一直伴随着格

雷。随着年龄的增长，她的疼痛越来越

严重，甚至会暂时失去手臂和腿的使用

能力。因此，当她有机会成为第一个接

受实验性 CRISPR 基因编辑治疗的人

时，她接受了。

4 年后的今天，疼痛不再出现，格

雷可以像正常人一样全职工作。

格 雷 接 受 的 治 疗 可 能 很 快 就 会

获得美国、英国和欧洲监管机构的批

准，这将是第一个获得批准的 CRIS-

PR 疗法。这一技术无疑可治疗甚至

有可能治愈多种人类顽疾。但问题

是它能走多远？它是一种仅偶尔使

用的昂贵疗法吗？抑或是会变得广

泛使用以至于未来人们都会接受的

CRISPR 注射？

攻克顽疾的希望

CRISPR 基因编辑技术于 2012 年

横空出世。它的出现得益于许多细菌

产 生 所 谓 的 CRISPR—Cas 蛋 白 的 发

现 ，这 些 蛋 白 可 在 特 定 位 点 切 割

DNA。CRISPR—Cas蛋白的革命性之

处还在于，目标序列是由一段“引导

RNA”决定的，该 RNA能与 Cas蛋白连

接并与任何匹配的 DNA 序列结合，而

且 RNA便宜且易于制造。

此后，全球数百个实验室开始在各

种生物体中尝试 CRISPR 基因编辑，

CRISPR 相关的临床试验如雨后春笋

般出现。

这些试验中大约有一半涉及治疗

癌症——从癌症患者身上获取免疫细

胞，对其进行编辑以更好地攻击癌症，

然后再在体内替换它们。

其他 CRISPR 试验则涉及治疗遗

传性疾病，例如镰状细胞病。这是由

成人血红蛋白（血液中携带氧气的蛋

白质）基因的两个拷贝（从父母双方遗

传而来）的突变引起的。但少数两个

基因拷贝都发生突变的人没有生病，

因为他们在成年后也一直在产生胎儿

血红蛋白，这给了研究人员一种启示：

可使用 CRISPR 重新激活胎儿血红蛋

白的产生。

这就是医生治疗格雷的方式。他

们成功了。

瑕疵和解决方法

但 必 须 知 道 的 是 ，标 准 CRIS-

PR-Cas9 方法存在一个重大问题：它

可能会导致靶向基因破坏，而不是基

因编辑。

你可以把它想象成划掉整个单词

来改善文本中的错误。它有时很有效，

但治疗大多数遗传疾病时，需要的是纠

正基因而不是划掉它们。完全切断

DNA 也存在安全问题：切割后错误的

末端可能会连接在一起。

好消息是，科学家们已经开发出了

几种解决方案。最有前途的就是碱基

编辑，这种方式将 4 个 DNA 字母（A、

G、T 和 C）中的一个直接转变为另一

个，而不进行任何切割。

研究人员现已创建了第一个碱基

编辑器。更多的此类工具仍在开发和

改进中，但碱基编辑器已经产生了许多

疗法，甚至已经挽救了生命。

工具在不断升级

去年，一位名叫艾莉莎的少女在所

有常规的白血病治疗方法均告无效后，

尝试了一种实验方法，改造免疫细胞来

攻击癌症。

这 些 经 过 修 饰 的 免 疫 细 胞 称 为

CAR-T 细胞，是通过使用病毒向 T 细

胞添加基因而产生的，使 T 细胞能够靶

向特定的细胞类型。它们对于治疗多

种形式的白血病非常有效。

问题是艾莉莎患有 T 细胞白血病，

如果让 CAR-T 细胞靶向 T 细胞，治疗

细胞就会互相残杀。因此，除了添加靶

向基因外，研究人员还使用碱基编辑器

来阻止其“胡乱攻击”。

事实上，研究人员通过碱基编辑

总 共 做 了 4 项 额 外 的 改 变 来 改 善 细

胞。在接受碱基编辑的 CAR-T 细胞

后不久，艾莉莎的体内就没再检测到

癌细胞。

现 在 判 断 她 是 否 被 彻 底 治 愈 ，

还为时过早。但碱 基 编 辑 已 经 体 现

出 比 标 准 CRISPR 更 强 大 、更 安 全

的 特 征 。 由 于 它 仅 限 于 改 变 单 个

DNA 字 母 ，科 学 家 们 着 手 开 发 了 先

导编辑器。

先导编辑 器 能“ 切 开 ”形 成 经 典

双 螺 旋 形 状 的 两 条 链 之 一 ，允 许 添

加 或 删 除 大 约 40 个 DNA 字 母 的 短

片段。

研究人员认为，这足以治疗 95%的

遗传疾病。去年有报告称，研究人员已

经成功使用改良先导编辑添加了长达

36000个字母的 DNA片段。

仍面临成本障碍

工具包在不断丰富，但还有另一个

主要问题：成本。

在获得批准之前，企业不会公布镰

状细胞治疗的定价。鉴于镰状细胞疾

病影响着全球数百万人，企业可能会适

当降价，但这只是相对而言。

降低成本的一种方法是从单个捐

赠者身上获取细胞并对其进行基因编

辑，以便它们可用于对不同患者的治

疗。这是“现成的细胞”，艾丽莎接受的

细胞正是这样的。

虽然与提取和修改每个个体的细

胞相比，使用现成细胞可大大降低成

本，但任何基于细胞的疗法仍然会十分

昂贵，因为不但技术操作起来复杂，研

究人员还要在维持细胞体外生长的同

时，确保其纯度、质量，以及最重要的安

全问题。

医 学 界 的 里 程 碑 还 是 昙 花 一 现 的 新 事 物 ？

CRISPR 疗 法 治 病 能 走 多 远

科技日报北京7月30日电 （记者

刘霞）在一项最新研究中，德国物理

学家和医生团队成功开发出一种便

携式扫描仪，可借助新的无辐射成像

技术——磁粉成像，可视化人体内的

动态过程，例如血流情况。科学家们

表示，这是迈向无辐射干预的重要一

步。相关研究刊发于最新一期《科学

报告》杂志。

磁粉成像是一种基于对磁性纳米

颗粒直接可视化的技术。这种纳米颗

粒不是在人体内自然产生的，必须作

为标记物给药。最新研究负责人、朱

利叶斯-马克西米利安-维尔茨堡大

学物理研究所的沃尔克·贝尔教授解

释道，与依赖放射性物质作为标记物

的正电子发射断层扫描一样，他们开

发出的磁粉成像技术具有灵敏快速的

优势，不会“看到”来自组织或骨骼的

干扰背景信号。

论文第一作者、物理学家帕特里

克·沃格尔解释称，纳米颗粒的磁化强

度在外部磁场的帮助下被专门操纵，

因此不仅可检测到这些纳米颗粒的存

在，还可检测到它们在人体内的空间

位置。

在最新研究中，贝尔等人开发出了

一款新的介入磁粉成像扫描仪，其体积

小、重量轻，几乎可带到任何地方。他

们在逼真的人体血管模型上进行了测

量，并拍摄出了第一批图像。

研究团队表示，这是迈向无辐射

干 预 的 第 一 个 重 要 步 骤 ，有 可 能 彻

底 改 变 这 一 领 域 。他们正在进一步

提升这款扫描仪的性能，以提高图像

质量。

新型无辐射磁粉成像扫描仪面世

图片来源图片来源：《：《新科学家新科学家》》网站网站

科技之“最”

迄今最精确希格斯玻色子质量测得
希格斯玻色子已成为揭示宇宙基

本结构的重要途径。欧洲核子研究中

心的超环面仪器实验（ATLAS）合作组

报告了迄今最精确希格斯玻色子质

量：125.11 吉电子伏特，新结果达到了

前所未有的 0.09%的精度。

科技聚焦

科学家捕获合成DNA原子视图
美国西弗吉尼亚大学研究人员实

现了在原子水平上观察合成 DNA，从

而了解了如何改变其结构以增强其剪

刀功能。更多地了解这些合成DNA反

应，或是未来解锁医学新技术的关键。

蓦然回“首”

“日内瓦病人”成艾滋病病情长期
缓解特例

法国和瑞士研究人员宣布，一名

被称为“日内瓦病人”的男子，是最新

被宣布病情得到长期缓解的艾滋病病

毒感染者。更重要的是，他并没有像

之前的病例那样接受带有病毒阻断突

变基因的移植。

技术刷新

基因治疗滴眼液恢复失明男孩视力
美国迈阿密大学眼科研究所医生

利用基因治疗滴眼液，成功地使一名

因患罕见疾病的失明者恢复了视力。

此类疗法未来或能治疗数百万人的常

见眼部疾病。

前沿探索

首个微波量子雷达实现“量子优
越性”

法国国家科学院里昂高等师范学

院开发出了首个基于微波的量子雷

达，其性能比现有传统雷达高 20%，实

现了所谓的“量子优越性”。

科技轶闻

大西洋环流或在本世纪中叶崩溃
在温室气体排放持续的情况下，

大西洋经向翻转环流（AMOC，一个

携带热带暖水北向前往北大西洋的巨

大洋流系统）可能在本世纪中叶，或可

能在 2025 年后的任意时间崩溃。这

一评估强调了人类行为对地球气候系

统的影响。

（本栏目主持人 张梦然）

国 际 要 闻 回 顾
（7月 24日—7月 30日）

科技日报讯（记者刘霞）由韩国科

学技术院电气工程学院和国家纳米制

造中心科学家领导的联合研究团队宣

布，他们使用 MXene纳米技术，成功开

发出了一款防水且透明的柔性有机发

光二极管（OLED），新材料即使暴露在

水中也能发光和透光，有望应用于汽

车、时尚和功能性服装等领域。相关研

究 刊 发 于 最 新 一 期 美 国 化 学 学 会

《ACS Nano》杂志。

透明柔性显示器在包括汽车显示

器、生物保健、军事和时尚等多个领域

备受瞩目。但众所周知，当发生小变形

时，它们很容易断裂。为解决这个问

题，科学家们正在对许多透明的柔性导

电材料，如碳纳米管、石墨烯、银纳米线

和导电聚合物等开展积极研究。

MXene 是一种具有高电导率和透

光率的二维材料，具有优异的电化学和

光电性能，可通过溶液加工实现大规模

生产。尽管拥有这些诱人特性，但其电

性能很容易因空气中的湿气或水而劣

化，因此其商业化备受挑战。

为解决这一问题，研究团队使用了

一种封装策略，可保护 MXene 材料免

受湿气或氧气引起的氧化，进而开发出

一种寿命长、抗外部环境因素稳定性高

的 MXene 基 OLED。新设计的双层封

装薄膜，可阻挡水分并具有柔韧性。其

顶部还贴有厚度为几微米的塑料薄膜，

使其可在水中洗涤而不会降解。

这款基于 MXene 的 OLED，亮度

达到 1000 坎德拉/平方米或更高，即使

在阳光直射的户外也可拥有清晰的显

示效果。此外，即使在水下浸泡 6 小

时，该 OLED的性能也能保持稳定。

研究人员指出，最新研究将成为

MXene 应用于电气设备领域的指导方

针，可应用于其他需要柔性透明显示器

的领域。

防水且透明柔性有机发光二极管制成

科技日报北京7月30日电（记者

张佳欣）据最新发表在《自然·生物医学

工程》杂志上的论文，美国约翰斯·霍普

金斯大学应用物理实验室研究人员开发

了世界上最小、强度最大、速度最快的制

冷设备之一——可穿戴式薄膜热电制

冷器（TFTEC），并与神经科学家合作，

帮助截肢者通过他们的幻肢感知温度。

研究人员表示，当一个人失去部

分肢体时，残肢内的神经可能会导致

其感觉拥有幻肢。恢复温度感觉有实

际应用，比如鉴别饮料是冷饮还是热

饮，还有可能改善假肢的情感体现。

由此，TFTEC应运而生，其速度和

强度足以匹配人体快速感知温度变化

的能力。现在，截肢者可利用 TFTEC

告知幻肢的哪个部位能感受到温度。

TFTEC 只有约 1 毫米的厚度，重

量只有 0.05克，类似于一条胶带，可在

不到 1 秒的时间内提供高强度冷却。

它的能源效率比当今最常见的热电设

备高出两倍，用于制造发光二极管的

半导体工具也可轻松制造这种设备。

为了测试 TFTEC 的功效，研究人

员绘制了4名截肢者假肢的热感觉图。

在寒冷探测任务中，TFTEC在所有参与

者的幻肢中都会产生凉爽的感觉，而传

统的热电技术只在其中一半的人中做到

这一点，且TFTEC的速度快了8倍，强

度提高了3倍。此外，TFTEC使用的能

源是目前热电设备的一半。

这为各种应用提供了新的可能，

例如改进假肢、增强现实中的触觉模

式以及用于疼痛管理的热疗法。其还

具有各种潜在的工业应用，如用于卫

星上的能量收集等。

以前有观点认为，幻肢是一种心

理问题，是患者对自身身体认识不清，

或失去部分肢体后否认自己有残缺。

但后来核磁共振告诉人们，当患者感

觉幻肢在移动时，脑皮层相应区域也

在活动，就和真的肢体移动的情况是

一样的。在本文的研究中，最新设备

生成了真实且信息丰富的信号，让截

肢者有了“感知”。当残肢内的神经仍

在那里时，他们或许无法拿起一杯热

水，但应该能感受到杯壁的温度。
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一名假肢测试员使用新设备来
确定哪一罐可乐最冷。

图片来源：约翰斯·霍普金斯大
学应用物理实验室

科技日报讯 （记者刘霞）美国杜

克大学和哈佛大学的联合研究团队，

通过手术将 20 个月大的小鼠与其他

同年龄的小鼠或 3 个月大的小鼠连接

在一起 3 个月，然后将它们分离，并测

量其寿命。结果发现，年轻小鼠的血

液能延长年老小鼠的寿命，证明了年

轻血液的恢复作用。相关论文刊发于

7月 27日出版的《自然·衰老》杂志。

此前有几项研究发现，将年老和

年幼老鼠通过手术缝合在一起，使它们

的血液流入彼此体内，这一“共生”过程

能恢复年老小鼠大脑、肝脏和肌肉的活

力，但能否延长其寿命还是未知数。

为找到答案，研究团队开展了新研

究。结果发现，与年轻小鼠结合的年老

小鼠多活了6周，寿命延长约5%。如果

能将人的寿命提高5%，意味着人能多活

四五年。不过，他们也指出，这种效果比

限制热量摄入所达到的效果要小，限制

热量可使小鼠的寿命延长27%。

研究人员解释说，产生这些抗衰

老作用的原因可能是年轻小鼠的血液

中含有具有再生特性的细胞、蛋白质

或其他成分，当它们流入年老小鼠体

内时，这些成分起到恢复活力的作

用。另一种可能性是，年轻小鼠更健

康的肾脏和肝脏可过滤或者稀释年老

小鼠的血液，有助于去除其中与衰老

相关的有害成分。

年轻血液可将年老小鼠寿命延长5%

科技日报讯 （记者张佳欣）俄罗

斯普希诺土壤科学物理化学和生物学

问题研究所、德国马克斯·普朗克分子

细胞生物学和遗传学研究所的研究人

员，于 7 月 27 日在《公共科学图书馆·
遗传学》期刊发表论文称，他们从西伯

利亚永久冻土中复活了两种线虫物

种。放射性碳测年表明，自晚更新世

（约 4.6万年前）以来，线虫个体一直处

于隐生状态。他们还发现永久冻土线

虫属于以前未描述过的物种。

一些动物，如缓步动物、轮虫和线

虫，可进入隐生休眠状态，从而在恶劣

的条件下生存下来。此前，线虫最早是

从北极东北部淤泥沉积物中的一个化

石洞穴中收集的样本中复活的。在最

新研究中，对洞穴中植物材料的放射性

碳分析表明，这些位于地表 40 米以下

的冻结沉积物自45839年到47769年前

的晚更新世以来一直没有融化。

通过对线虫与现代物种进行基因

组测序、组装和系统发育分析，研究人

员确定它属于一个以前未描述的物种

P.kolymasis。他们将其基因组与模式

生物秀丽隐杆线虫进行了比较，并确定

了参与隐生作用的共同基因。当在实

验室中温和干燥时，这两个物种体内的

海藻糖产量均增加，这可能有助于它们

在严酷的干燥和冰冻环境中生存下来。

他们测试了 P.kolymasis的生存能

力，发现在冷冻前暴露在轻度干燥环

境中有助于为隐生作好准备，并提高

低温下的存活率。之后，它们在-80℃

下存活了 480 天，解冻后的存活率或

繁殖力没有下降。

研究表明，线虫中最长的隐生期

比此前发现的还要长数万年。通过在

短时间内适应极端条件，如永久冻土，

线虫可能已经获得了在地质时间尺度

上保持休眠的可能性。

4.6万年前线虫基因组分析揭示新物种


