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Estamos terminando nuestra programacion mas ligera de verano con la llegada del otofio. En el

boletin del mes pasado, compartimos nuestra emocion por ofrecerles contenido oportuno y

relevante que los mantenga al tanto de las ultimas novedades en el sector.

Regresaremos a nuestra programacion habitual en septiembre. jNos gustaria saber de ti! ; Qué

temas te gustaria que exploraramos en futuros boletines?

¢, Qué areas de investigacion te interesan mas? ;Qué aspectos de la ciencia te gustaria que
profundizaramos? Tus aportaciones nos ayudan a crear contenido que realmente satisfaga los intereses

y necesidades de nuestra comunidad. Cuéntanoslo aqui.

El Dia de Concientizacion sobre el Sindrome de Usher se celebra este ano el 20 de septiembre. Se
celebra el tercer sabado de cada septiembre. Compartiremos reuniones, eventos comunitarios y eventos
de recaudacion de fondos organizados por nuestra increible comunidad. Si organiza un evento

social o una recaudacion de fondos, envie un correo _electronico a communications@usher-syndrome.org.

para que podamos compartirlo con la comunidad USH.

Esperamos que disfruten de esta edicidon de verano y esperamos sus comentarios y sugerencias.

Gracias por formar parte de la comunidad de la Coaliciéon del Sindrome de Usher.

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


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%20Julio%202025%20es.pdf
https://forms.gle/nVf5uuzR7Z4BQron8
https://www.usher-syndrome.org/sign-up/
mailto:communications@usher-syndrome.org
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El 29 de julio de 2025, TIGEM (Instituto Teletdn de Genética y Medicina) publico un articulo Con
actualizaciones sobre el ensayo clinico de terapia génica LUCE-1, patrocinado por AAVantgarde

Bio. El nuevo ensayo de terapia génica de doble vector se ha probado por primera vez en la Universidad
Vanvitelli de Italia. El primer paciente, un hombre de 38 afios, mostré mejoras significativas en

su vision después de un afo. Informd que ahora puede reconocer rostros, leer subtitulos y moverse

con mayor facilidad, incluso con poca luz.

¢ Qué significa esto para la comunidad con sindrome de Usher?

El sindrome de Usher tipo 1B (USH1B) esta causado por mutaciones en el gen MYO7A, que es
demasiado grande para los métodos tradicionales de terapia génica. Investigadores han

desarrollado una nueva forma de administrar el gen mediante dos virus "portadores” que trabajan
juntos dentro del organismo. Hasta la fecha, siete pacientes mas han sido tratados en el ensayo
clinico internacional de fase I/l LUCE-1. Los datos recopilados hasta la fecha muestran que la terapia
es segura y podria mejorar la vision en cuestion de semanas. El ensayo clinico aun esta en curso,
pero estos resultados preliminares constituyen un primer paso importante para determinar la eficacia

de esta nueva tecnologia en los pacientes.

Para mas detalles, consulte el enlace del articulo de TIGEM Para

obtener mas informacion sobre LUCE-1, consulte el sitio web de AAVantgarde Bio aquj.

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

¢ Qué temas de bienestar y consejos profesionales le gustaria profundizar en los proximos meses? A
medida que nuestra comunidad USH crece y la tecnologia avanza junto con las innovaciones en
investigacion, nuestro objetivo es proporcionar recursos y apoyo oportunos. Comparta sus ideas y

solicitudes aqui.



https://www.tigem.it/newsroom/news-events/usher-syndrome-new-gene-therapy-developed-at-tigem
https://www.aavantgarde.com/en/clinical-trials/luce-1/
https://www.aavantgarde.com/en/clinical-trials/luce-1/
https://www.tigem.it/newsroom/news-events/usher-syndrome-new-gene-therapy-developed-at-tigem
https://www.tigem.it/newsroom/news-events/usher-syndrome-new-gene-therapy-developed-at-tigem
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
https://docs.google.com/forms/d/e/1FAIpQLSdLon4em7_tC0yC9I10LbMwV_6twhSFAcKWA-jk_XHePkEE0g/viewform
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A medida que el mundo continda 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 _
(USH DCP) . Para que los investigadores puedan comprender mejor este diagnostico. Si

desea mas ayuda para inscribirse, comuniquese con Yael Saperstein, nuestra Coordinadora de

Inscripciéon 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

info@usher-syndrome.org

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

aqui: https://discord.gg/czwHGaDu7W
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https://discord.com/invite/czwHGaDu7W?blm_aid=408086531
mailto:info@usher-syndrome.org?subject=USH%20Tips
https://rare-x.org/ushersyndrome/
mailto:y.saperstein@usher-syndrome.org
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

