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Febrero es un mes importante para la concientizacién y la defensa de los derechos. Conmemoramos
el Mes de la Concientizacion sobre la Baja Vision, que visibiliza las experiencias y necesidades de las
personas con pérdida de vision, y el 28 de febrero celebramos el Dia de las Enfermedades Raras,

un dia mundial dedicado a crear conciencia sobre las enfermedades raras.

Este mes brinda la oportunidad de aumentar la comprension, fortalecer las conexiones
comunitarias y avanzar en nuestro compromiso compartido con la educacion, la investigacion

y el apoyo.

Unase a USH Trust para mantenerse al dia sobre ensayos clinicos y los
criterios para nuevos participantes. Registrese respondiendo diez breves preguntas.

Unase al USH Trust

Nos complace anunciar que la Iniciativa Usher Il (U3l) ha completado la fase 1 del ensayo clinico

en humanos con BF844, un nuevo tratamiento potencial para el sindrome de Usher tipo lll

(USH3A). Este primer estudio en humanos demostré que BF844 es seguro y bien tolerado, un hito
importante que se alcanza con menos del 1 % de los nuevos farmacos. Alcanzar esta etapa posiciona

al programa en una posicion privilegiada para avanzar hacia estudios con pacientes.

El BF844 esta disefiado para abordar la causa subyacente de la USH3A, con el objetivo de
ralentizar o estabilizar la pérdida de vision y audicion con el tiempo. Los ensayos de fase 1 se
centran unicamente en la seguridad y se realizaron en voluntarios sanos, no en pacientes, por lo

que los resultados aun no muestran si el farmaco ha sido eficaz. En futuros estudios de fase 2, el objetivo es...


https://www.usher-syndrome.org/sign-up/
https://www.usher-syndrome.org/resources/grounded-in-science.html
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%20Enero%2026%20Espanol.pdf
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posible, lo que podria mejorar la independencia y la calidad de vida de las personas que viven con USH3A.

La Iniciativa Usher Il se estd preparando_ahora para un ensayo clinico de fase 2. Pero primero debe

completar una fase de transicion para prepararse. Esta incluye:

® Produccion de mas medicamento para estudios de fase 2
® Finalizacion de una versién de BF844 en una capsula oral que pueda tomarse durante periodos
de tiempo mas prolongados

® Completar los estudios de seguridad a largo plazo necesarios para el uso continuo

Al mismo tiempo, U3l ha iniciado conversaciones sobre un nuevo farmaco en investigaciéon (IND) con la
FDA, ha identificado sitios clinicos y ha confirmado investigadores experimentados para la Fase 2. También
estan trabajando con la Fundacién para la Lucha contra la Ceguera en un estudio de historia natural a largo

plazo para comprender mejor cuando el tratamiento puede ser mas util para las personas con USH3A.

La Iniciativa Usher Il espera recaudar los fondos necesarios para completar la fase puente y encontrar
un socio que apoye los ensayos de fase 2. Estos pasos son importantes para impulsar el desarrollo de
BF844 y generar los datos necesarios para que este posible tratamiento esté disponible para los

pacientes mas pronto.

Consulte nuestra pagina de investigacion actual de USH especificos del subtipo USH, asi como otros

enfoques terapéuticos_independientes de los genes._

Unase a nosotros en la Conferencia USH Connections del 17 al 19 de julio en el Radisson Blu Mall of America

para un fin de semana de conexién, aprendizaje e inspiracion.

Nos complace compartir la descripcign general de nuestro programa preliminar. jPara USH2026! El fin de
semana comienza el viernes por la tarde con una reunién informal, seguida de un programa

completo el sabado que incluye:

® Discurso inaugural a cargo de un miembro de la comunidad Usher

e Ultimas actualizaciones de investigacion sobre desarrollo terapéutico, ensayos clinicos y estudios
de historia natural.

®  Panel de preguntas y respuestas de investigacion con investigadores

® Sesiones de la tarde sobre coémo vivir bien con el sindrome de Usher

® (Cenay reunion social por la noche

NUEVO este afio: sesiones paralelas los domingos por la mafiana para cerrar la conferencia.


https://www.usheriii.org/news/6yhaj1latdyygq6s6a95fmwbsl8pdc-rwgdz
https://www.usher-syndrome.org/ush2026/program/ush2026-program.html
https://www.usher-syndrome.org/research/progress.html
https://www.usher-syndrome.org/research/gene-independent.html
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Opciones de registro:

e La asistencia virtual brinda acceso a las presentaciones en vivo de la Sesion General del sabado.

e Lainscripcion en persona es todo incluido: encuentro y saludo el viernes, programa completo el

sabado (comidas incluidas) y sesiones paralelas el domingo.

Hemos conseguido un nimero limitado de habitaciones a una tarifa de conferencia de $199 por noche.

Reserva tu habitacion jantes del 10 de junio de 2026 para asegurar la tarifa con descuento!

Registrate ahora {Y Unete a nosotros este verano para aprender, conectarte y formar una comunidad!

Registrate hoy para USH2026


https://www.usher-syndrome.org/ush2026.html
https://book.passkey.com/event/51049160/owner/10695459/home
https://www.usher-syndrome.org/ush2026.html
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AAVantgarde completa la inscripcién en el ensayo clinico de fase 1/2 LUCE-1 de

AAVB-081 para la retinitis pigmentosa asociada al sindrome de Usher tipo B

15 de enero de 2026: AAVantgarde trabaja en una nueva terapia génica y ha iniciado un ensayo clinico para
personas con sindrome de Usher tipo 1B. El ensayo, denominado LUCE-1, es un ensayo clinico de fase 1/2y ya
ha completado la inscripcion de 15 adultos de entre 18 y 60 afios. Este estudio se centra principalmente en
comprobar si el tratamiento, denominado AAVB-081, es seguro al administrarse mediante una unica inyeccion
intraocular. Los médicos también estaran atentos a las primeras sefales de que la terapia pueda ayudar a

retrasar la pérdida de visién causada por la retinosis pigmentaria (RP).

Esta terapia genética esta disefiada para administrar una copia funcional del gen MYO7A, que no funciona
correctamente en personas con sindrome de Usher tipo 1B.

Debido a la gran magnitud de este gen, los investigadores utilizan un sistema especial de dos partes para

transportarlo a las células de la retina. Actualmente no existen tratamientos aprobados para la pérdida de vision
asociada a esta afeccion, por lo que este hito es un paso importante.

Los investigadores ahora seguiran a los participantes a lo largo del tiempo para recopilar datos de seguridad y compartir

los resultados a medida que estén disponibles.

Qué significa esto para la comunidad con sindrome de Usher: Este hito demuestra el progreso continuo en el
tratamiento del sindrome de Usher tipo 1B, una afeccion para la que no existen terapias aprobadas para la pérdida
de visidn. Si bien este ensayo se centra en la seguridad, la informacion obtenida ayudara a orientar estudios futuros y

a acercar la investigacion a opciones de tratamiento reales.

Enlace al articulo

AVISO LEGAL: La Coalicion del Sindrome de Usher no ofrece asesoramiento médico ni promueve
métodos de tratamiento. El objetivo de USH Science News 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.

Retina International esta realizando un estudio plurianual sobre la salud mental y el bienestar de las personas
con degeneraciones retinianas hereditarias (DRH), incluyendo aquellas con sindrome de Usher. Se invita a
participar a los adultos (mayores de 18 afios) residentes fuera de la Republica de Irlanda con una DRH, asi como

a sus cuidadores o familiares que les brinden asistencia digital.


https://www.aavantgarde.com/en/news/aavantgarde-completes-enrollment-in-luce-1-phase-12-clinical-trial-of-aavb-081-for-usher-syndrome-type-b-associated-retinitis-pigmentosa
https://www.usher-syndrome.org/research/science-news/

Machine Trans|a@d)lm'9t'gggg|@omprender mejor como los trastornos de la personalidad (IDR) afectan la salud mental y
qué factores estan vinculados a estos desafios. La participacion es voluntaria y el estudio cuenta con la

aprobacion ética de la Universidad de Melbourne.

¢ Encuesta para pacientes: https://www.surveymonkey.com/r/SDCI9R6Y

« Encuesta para cuidadores y familiares: https://www.surveymonkey.com/r/X68TZGS

¢ Tiene alguna pregunta? Contacte a la Dra. Ellen Moran en ellen.moran@retina-international.org.

Descargo de responsabilidad: La informacion y los recursos de este sitio web se ofrecen
unicamente con fines educativos e informativos y no ofrecen asesoramiento médico ni terapéutico.

Consulte nuestra pagina de recursos de salud mental en nuestro sitio web.

PROGRAMA DE RECOLECCION DE DATOS SOBRE EL SINDROME DE USHER

A medida que el mundo contintia conociendo a las personas que viven con el sindrome de Usher, es un
excelente momento para unirse al Programa de recopilacion de datos del sindrome de Usher: el USH
DCP. Para que los investigadores puedan comprender mejor este diagndstico. Si desea mas

ayuda para inscribirse, comuniquese con Yael Saperstein, nuestra Coordinadora de Inscripcion
Comunitaria del Programa de Cuidados Intensivos de la USH. Yael es experta en el proceso de
inscripcion, la accesibilidad y la orientacién a nuevos participantes en cada paso del proceso. Contacte con

Yael aqui: y.saperstein@usher-syndrome.org.

Consejo de USH

Ambutech.

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. Unete aqui.
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Nuestra informacion de contacto
*{{Nombre de la organizacion}}*

*{{Direccion de la organizacion}}*
*{{Teléfono de la organizacién}}*

*{{Sitio web de la organizacion}}*

*{{Cancelar suscripciéon}}*


https://ambutech.com/
https://rare-x.org/ushersyndrome/
https://rare-x.org/ushersyndrome/
mailto:y.saperstein@usher-syndrome.org
https://www.surveymonkey.com/r/SDC9R6Y
https://www.surveymonkey.com/r/X68TZGS
https://www.ginasearle.com/medical-and-mental-health-disclaimer/#:~:text=You%20understand%20that%20such%20information,mental%20health%20or%20medical%20professional.
https://www.usher-syndrome.org/resources/living-with-usher-syndrome/mental-health.html
mailto:info@usher-syndrome.org?subject=USH%20Tips
https://discord.com/invite/czwHGaDu7W?blm_aid=408086531
https://discord.gg/czwHGaDu7W

