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La semana pasada, nuestra directora ejecutiva, Krista Vasi, habld en un panel en el Simposio

de Desarrollo de Medicamentos RARE , Organizado por Global Genes. El debate, "

Desarrollo de Recursos de Datos para Apoyar el Desarrollo Terapéutico", destaco la labor de

la Coalicion del Sindrome de Usher para conectar a las familias con USH con los investigadores
que trabajan en el desarrollo de tratamientos. Con mas de 200 asistentes, tres cuartas partes de
ellos defensores de sus comunidades de enfermedades raras, el evento fue un poderoso

recordatorio del impacto que nuestra comunidad puede tener cuando nos unimos.

Y hablando de unirnos, jel Dia de Concientizacién sobre el Sindrome de Usher esta a la

vuelta de la esquina, el 20 de septiembre! Esperamos que nos acomparien en la
concientizacion y en reconocer la fuerza de nuestra comunidad USH. Pronto compartiremos una
lista de eventos para celebrar el Dia USH. Si planean celebrarlo de alguna manera especial, por

favor, escriban a Clare Weigel a communications@usher-syndrome.org jPara que tu

evento esté incluido!

Unase a USH Trust para mantenerse al dia sobre ensayos clinicos y los
criterios para nuevos participantes. Solo necesita responder diez preguntas para
registrarse.

Unase al USH Trust

A finales de agosto de 2025, j[Cyte anunci6 Noticias alentadoras para las personas que viven

con retinosis pigmentaria (RP), incluidas las que pertenecen a la comunidad con sindrome de Usher.


https://bloomerang-bee.s3.amazonaws.com/images/clapton_cysx6cjdvalm_us_west_2_rds_amazonaws_com_ushersyndromecoalition/GIS%20May%202025.pdf
https://www.usher-syndrome.org/resources/grounded-in-science.html
https://bloomerang-bee.s3.amazonaws.com/images/clapton_cysx6cjdvalm_us_west_2_rds_amazonaws_com_ushersyndromecoalition/GIS%20Aug%202025%20Espanol.pdf
https://www.usher-syndrome.org/sign-up/
https://www.linkedin.com/posts/global-genes-rare-project_raredisease-patientadvocacy-drugdevelopment-activity-7371180655767875584-u19T?utm_source=share&utm_medium=member_desktop&rcm=ACoAAAFMAzYB0tbU-suqMr9FvxX-ONdJwSYNoRs
mailto:communications@usher-syndrome.org
https://www.usher-syndrome.org/what-is-usher-syndrome/science-news/all-archived-science-news.html/article/2025/08/25/jcyte-announces-publication-of-phase-i-iia-safety-study-results-of-retinal-progenitor-cells-in-retinitis-pigmentosa

Machine Translatedcoini@didryRaiblico los resultados de su primer estudio clinico importante, en el que se probo su terapia
celular, llamada jCell. Esta terapia utiliza células progenitoras retinianas especiales que se colocan en el ojo
mediante una pequefa inyeccion. Se espera que estas células puedan apoyar y proteger las células

sensibles a la luz en la retina, ralentizando o incluso mejorando la pérdida de vision.

En el estudio inicial, 28 adultos con RP recibieron una dosis unica de jCell. El objetivo principal era
comprobar la seguridad del tratamiento, y los resultados fueron positivos. Nadie experimenté problemas
graves de seguridad y las células no causaron rechazo.

La mayoria de los efectos secundarios fueron leves, como irritacién ocular, y desaparecieron por si solos.
Aunque la prioridad era la seguridad, los médicos también midieron la vision. Las personas que recibieron
la dosis mas alta (tres millones de células) experimentaron una mejora promedio de aproximadamente
nueve letras adicionales en una tabla optométrica después de un afo.

Aunque no todos mejoraron, esta sefal temprana dio esperanza de que jCell podria tener beneficios reales

para la vision.

Gracias a estos resultados, jCyte ha avanzado a un ensayo clinico de fase 2, denominado JC02-88. Este
nuevo estudio representa un gran avance. Se esta probando una dosis mayor: 8,8 millones de células, lo
que representa aproximadamente un 50 % més que la dosis mas alta administrada anteriormente.
Participaran hasta 60 adultos con RP, de entre 18 y 60 afios. Algunos participantes recibiran jCell, mientras
que otros se someteran a un procedimiento simulado (un tratamiento falso), para que los investigadores

puedan comparar cuidadosamente los resultados. Después de seis meses, los participantes del grupo simulado tendran

una oportunidad de recibir también el tratamiento real.

Lo que esto significa para la comunidad con sindrome de Usher: A diferencia de algunas terapias que se
dirigen a un solo gen, jCell esta disefiado para funcionar independientemente del cambio genético que haya
causado la RP. Esto significa que tiene el potencial de ayudar a personas con diversos tipos de RP,

incluida la RP relacionada con USH.

Consulte nuestra pagina de investigacién actual de USH especificos del subtipo USH, asi como otros
enfoques terapéuticos independientes de los genes,

Ver la investigacion actual de USH

Investigadores del NIH desarrollan gotas para los ojos que retardan la pérdida de visién en animales

21 de marzo de 2025: Cientificos de los Institutos Nacionales de la Salud (NIH) han desarrollado nuevas gotas
oftalmicas que podrian retrasar la pérdida de vision en enfermedades como la retinosis pigmentaria (RP). Las gotas
utilizan pequefios fragmentos de una proteina natural llamada PEDF, que protege la retina, la parte del ojo que nos

ayuda a ver. En ratones con una enfermedad similar a la RP, las gotas lograron un ahorro de hasta


https://u3655239.ct.sendgrid.net/ls/click?upn=6gaTg1Y5AAwY9ef8Dw2sGH6UKHuWobpPtbv89qBrYPef227wyAaKlP9skMu2oooDbYvZooCzhM1mMr8hzEQkRagC45ufSD3ops8sLSrYEgfNZkz1t53W6Ku9wW21zPRSFhHfF7kUk83gd2ZZc-2FutZxVeW5ACuDYarByCiKU60yg-3DkB4p_r-2BtZGgcq2PsZ3BoB08JnsEPansEI-2BwyrvhJLK7olRaL8XAfq5JWqdhve3H54FukDFk1YV6QIwikdXA31jr47mWAyrOk2-2FFIwM7UbaZ-2F550PBJf5hcxL2RfRCa7IxKcurH0XOhQQOzmLmPesYDhBV7LrmCeByd2LHxvxjA5t4U1wn6cdPB8FsiZn8RgYPDtEtX2LAfn1uvLCkxk9-2BWHYlZYm1hW59hg1EmjSpKVvHVxwgAESPseFtluSvKbtL8zLVu1GVyF1n9BGXG1EncKZ5kM4tdYEw3Inj-2Fd727eOzldS7mhkl00rqoOb1Fe6E7-2BKGRoZISTLDfsjEFsPbVUQcaJUT5od3o8-2FLzIktngmH8b7PqynPEAuei-2B1ipylEIT0V
https://www.usher-syndrome.org/research/gene-independent.html
https://www.usher-syndrome.org/research/progress.html

Machine Translatéd %y Gdsgiélulas sensibles a la luz mantuvieron la vision mas nitida durante mas tiempo y no causaron efectos

secundarios perjudiciales. El tratamiento actuo rapidamente, llegando a la retina en menos de una hora.

Las gotas también protegieron las células de retina humana cultivadas en el laboratorio. Gracias a estos resultados, los
investigadores planean comenzar pronto a probar las gotas en personas. En ratones, la combinacién de las gotas con

terapia génica mantuvo la vision estable durante seis meses, lo que sugiere que las gotas podrian ser eficaces

junto con otros tratamientos.

Lo que esto significa para la comunidad con sindrome de Usher: Para las personas con sindrome de Usher,
estas gotas podrian cambiarles la vida. Podrian retrasar la pérdida de vision, brindando a las familias mas afos
de vision util e independencia. Dado que actualmente no existe cura para el sindrome de Usher, unas gotas faciles de

usar podrian brindar esperanza y ganar tiempo hasta que estén disponibles las terapias génicas u otros tratamientos
avanzados.

Leer el articulo

AVISO LEGAL: La Coalicion del Sindrome de Usher no ofrece asesoramiento médico ni promueve métodos de
tratamiento. El objetivo de Noticias Cientificas de USH es resumir la literatura mas compleja para que la comunidad

la utilice a su discrecion.

Para mas noticias cientificas, consulte nuestra pagina de Noticias Cientificas. organizado por enfoque de

tratamiento y tipo de sindrome de Usher.

Las sesiones virtuales de USHchats ofrecen una oportunidad mensual para que padres y cuidadores de nifios y

jévenes con sindrome de Usher (de 0 a 25 afos) de todo el mundo se conecten. Estas llamadas informales por Zoom
tienen lugar la tercera semana del mes (consultar el folleto para consultar los horarios) y estan disefiadas para que
padres y cuidadores conecten con otros nifios de diferentes edades y etapas, compartan experiencias, hagan preguntas,
aprendan y se apoyen mutuamente. Se organizan en colaboracién con organizaciones dedicadas al sindrome

de Usher de todo el mundo, con sesiones en dos horarios diferentes al mes para cubrir las diferentes zonas

horarias, y ofrecen grupos de inglés y espariol. Padres y cuidadores han comentado lo valiosas que son estas

sesiones para ellos:

No conozco a ninguna otra familia en mi pais. Y luego me uno a estas llamadas, y aqui estan todos. Son

un salvavidas para mi.

El mejor consejo que he recibido desde que diagnosticaron a nuestro hijo ha venido de otros padres que
estan en la misma situacion. Nuestros amigos y familiares quieren apoyarnos, pero no saben cémo. Los
profesionales con los que trabajamos no tienen experiencia de lo que es vivir con el sindrome de Usher en

familia, dia a dia. USHchats es


https://u3655239.ct.sendgrid.net/ls/click?upn=6gaTg1Y5AAwY9ef8Dw2sGH6UKHuWobpPtbv89qBrYPef227wyAaKlP9skMu2oooDsAr-2BuQl3QRqM-2FeJNL1-2FnTLmoYQqxxL9BJytEUHasWJMugvTOItSrfg9llf9jQU87m8-h_r-2BtZGgcq2PsZ3BoB08JnsEPansEI-2BwyrvhJLK7olRaL8XAfq5JWqdhve3H54FukDFk1YV6QIwikdXA31jr47mWAyrOk2-2FFIwM7UbaZ-2F550PBJf5hcxL2RfRCa7IxKcurH0XOhQQOzmLmPesYDhBV7LrmCeByd2LHxvxjA5t4U1wn6cdPB8FsiZn8RgYPDtEtX2LAfn1uvLCkxk9-2BWHYlZYm1hW59hg1EmjSpKVvHVxw4W01EvLMtc5jCnuGpL0D3nTaqU2ZH-2BtD-2Bn6Qg-2FwHSzeMtFwdAfIL-2B6tLlMYjq9UVWfzRz22EuY1ELyL4qZTl0WjfxuwnFsbOZ-2FJ2cN4Q5tONPNF2F9-2FQMd16lWEKzju21izTONH-2Bef41tCiE-2BYdv8

Machine Translated by %@@@uedo conocer a otras personas que entienden y pueden compartir lo que les ha funcionado.
aellos."

La proxima sesion de USHchats tendra lugar el jueves 18 de septiembre a las 15:00 y 20:00 EST (*viernes
19 de septiembre en Australia). Consulta la imagen para mas detalles. Puedes inscribirte para recibir

invitaciones a todas las sesiones de USHchats aqui: http://tinyurl.com/USHchats

SEPTEMBER 18" 2025*

u S H C h q . ) S Informal session to meet
and chat with other
parents and carers

Monthly virtual
connection for parents
and guardians of children
with Usher syndrome
(birth - 25 years)

Thursday, September 18th, 2025
3:00pm EST/ 8:00pm GMT+1 (English/Spanish)
8:00pm EST/ 10:00am AEST (*Friday)

Register:

http://tinyurl.com/USHchats
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A medida que el mundo continta conociendo a las personas que viven con el sindrome de Usher, es un
excelente momento para unirse al Programa de Recopilacién de Datos del Sindrome de Usher (USH_____
DCP) . Para que los investigadores puedan comprender mejor este diagnostico. Si desea mas

ayuda para inscribirse, comuniquese con Yael Saperstein, nuestra Coordinadora de Inscripcion Comunitaria
del USH DCP. Yael es experta en el proceso de inscripcion, la accesibilidad y la orientacion a nuevos

participantes en cada paso del proceso. Contacte con Yael aqui: y.saperstein@usher-syndrome.org.

Consejo de USH


http://tinyurl.com/USHchats
https://rare-x.org/ushersyndrome/
mailto:y.saperstein@usher-syndrome.org

Machine Translated by, Goagle

info@usher-syndrome.org

¢ Te has unido al Discord de la Coalicién del Sindrome de Usher? ; Servidor comunitario?
Es un lugar seguro para que la comunidad se conecte entre si. Unete.

aqui: hitps://discord.ga/czwHGaDu7W
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Nuestra informacion de contacto


https://discord.com/invite/czwHGaDu7W?blm_aid=408086531
mailto:info@usher-syndrome.org?subject=USH%20Tips
https://u3655239.ct.sendgrid.net/ls/click?upn=u001.7FJg2sNQaJXLX8ZpISHOZra3U-2FSc4wvNqOUSdVLyJd-2FDMBj3OP35qZZaTmNXot8D-2FkxJMXHMvLbwtnmiY1LmIA-3D-3DkFPZ_zUSu-2BrWbiwp74-2BaQW0RCUjiIkwWPiLv28cOOjO0veO2A5AbXDchb9V6jN91rL7ILb-2FbGUxQPyOwe2ukrvsMJEhWy5R2i38NXoHbi1OyLWewc7FYzrGR3CDAwQaal8N7MDQl6uMO5i7Uv8eTDuCikMUSI9Z9j-2FBT-2FW3wEG0LqwKGi9rZVW7-2Fxv4-2FmZRFLh4u9FUxttfJCezC7YLnZTXxe-2FDUHX3halVaTqagfZq8DNyx8kSZaZrqNQmOPTXDYwy9cJe4L1sPjE2bMT43wCv0TUXIHIxnH6pjA4I4temyOBKScWCfzXI8ikteMasMJkGzinHUtWs6qSE7rXAsKz-2Ba5kfAfVwaw4vubIuxaixESbFyfRSah-2BrWmTN-2BwewIuPhZQ

