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Cada afio, el 3 de marzo, el Dia Mundial de la Audicién, organizado por la Organizacion

Mundial de la Salud, arroja luz sobre la importancia de la salud auditiva en todo el mundo.

Para la comunidad de USH, este dia es profundamente personal. El sindrome de Usher es la principal
causa genética de pérdida auditiva y visual combinada. Las personas con sindrome de Usher nacen con

pérdida auditiva o la desarrollan mas adelante en la vida.

Basada en la ciencia e impulsada por la esperanza, la investigacion ha ayudado a los médicos a
comprender mejor los genes que causan el sindrome de Usher y a mejorar el diagnéstico temprano
mediante la deteccion auditiva neonatal y las pruebas genéticas. La identificacion temprana abre las puertas

a la tecnologia auditiva, la atencién oftalmoldgica, el apoyo educativo y la conexion con la comunidad.

Estamos comprometidos con la concientizacién, la investigacion y la colaboracion: trabajar juntos para

garantizar que nadie con sindrome de Usher se sienta solo y que se avance hacia

Los tratamientos contindan.

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

INVESTIGACION DESTACADA: Datos trienales del MCO-010

Muestra mejoras duraderas en la vision

En nuestra edicién de noviembre de 2025, compartimos que Nanoscope Therapeutics habia iniciado

el proceso de solicitud de aprobacion de la FDA para MCO-010, un posible
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Usher. Este mes, tenemos una actualizacion importante para compartir.

A fines de febrero de 2026, los investigadores presentaron los resultados de tres afios de dos estudios clinicos,

RESTORE y REMAIN, en la Reunion Anual de la Macula Society.

Estos resultados son una parte importante del proceso de aprobacion en curso de la FDA.

¢, Qué es MCO-010? MCO-010 es una terapia génica que se administra mediante una Unica inyeccion

intraocular. Funciona activando una capa diferente de células retinianas para que respondan a la luz, evitando
asi las células que ya se han perdido debido a la RP. Al no actuar sobre una mutacién genética especifica, podria
ayudar a las personas independientemente del gen que haya causado su pérdida de vision, incluso en

diferentes subtipos del sindrome de Usher.

¢ Qué mostraron los nuevos datos? En ambos estudios, las personas con RP avanzada que recibieron MCO-010
mostraron mejoras significativas en su agudeza visual, aproximadamente el equivalente a leer tres lineas
adicionales en una tabla optométrica. Estas mejoras se mantuvieron durante tres afios de seguimiento y no se

reportaron efectos secundarios graves relacionados con el tratamiento.

¢ Qué significa esto para la comunidad con sindrome de Usher? La pérdida de visién causada por la RP afecta a
personas con todos los tipos de sindrome de Usher. Dado que MCO-010 no depende de la correccion de un gen
especifico, podria ser una opcion para toda nuestra comunidad, incluyendo a quienes presentan subtipos o

mutaciones menos comunes y aun no cuentan con un tratamiento especifico en desarrollo. La solicitud continua

de la BLA de Nanoscope a la FDA esta actualmente en proceso. De aprobarse, MCO-010 seria una inyeccion

Lnica que no requiere pruebas genéticas.

Para mantenerse informado sobre los ensayos clinicos que pueden ser relevantes para usted, inase a la LISH

Confianza.

Consulte nuestra pagina de investigacidn actual sobre USH especifica para el subtipo USH, asi como otros
enfoques terapéuticos independientes de los genes . _

Preparate para nuevas conexiones este verano en USH2026

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.

iNos complace compartir el resumen preliminar del programa para LISH?2026! El fin de semana comienza el

viernes por la tarde con una reunién informal, seguida del programa completo del sabado, que incluye:
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e Ultimas actualizaciones de investigacién sobre desarrollo terapéutico, ensayos clinicos y estudios de
historia natural.

®  Panel de preguntas y respuestas de investigacion con investigadores

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

® Cenay reunion social por la noche

NUEVO este ano: sesiones paralelas los domingos por la mafana para cerrar la conferencia.

Opciones de registro:

® | a asistencia virtual brinda acceso a las presentaciones en vivo de la Sesiéon General del sabado.

® |ainscripcion 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.

jReserve su habitacidon antes del 10 de junio de 2026 para asegurar la tarifa con descuento!

iRegistrese ahora y Unase a nosotros este verano para aprender, conectarse y formar una comunidad!

Registrate hoy para USH2026

POR SI TE LO PERDISTE: Noticias de Ciencia

Pequeiios érganos cultivados en laboratorio ayudan a los cientificos a estudiar y tratar el sindrome de Usher.

Sindrome

8 de abril de 2025: Cientificos del Hospital Infantil de Boston y de la Facultad de Medicina de Harvard

estudian cémo el cuerpo crece y se repara mediante la creacion de diminutos "miniérganos" en el laboratorio.

Estos miniérganos, llamados organoides, se crean a partir de células madre humanas. Algunos estan disefiados
para asemejarse a partes del oido interno, mientras que otros se asemejan a la piel. Los organoides del oido

interno pueden desarrollar las células especiales similares a pelos necesarias para la audicion, y los organoides de la

piel pueden formar capas de piel e incluso pelos diminutos.

Al observar el crecimiento de estos miniérganos, los investigadores pueden observar cémo las enfermedades
genéticas afectan al cuerpo en tiempo real. En el caso de las personas con sindrome de Usher, los organoides
creados a partir de las propias células del paciente pueden revelar como las células auditivas comienzan a

dejar de funcionar debido a mutaciones genéticas especificas. Esto ofrece a los cientificos una forma de probar
nuevos tratamientos de forma temprana y segura, sin esperar a ensayos en animales o humanos. En algunos
estudios, se colocaron organoides de piel en ratones y se les desarroll6 cabello humano real, lo que demuestra que el

tejido cultivado en laboratorio puede sobrevivir y funcionar en el cuerpo.
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Este mismo equipo de investigacion esta utilizando activamente estas herramientas para estudiar especificamente
el sindrome de Usher, incluyendo la prueba de tratamientos que tienen como objetivo reparar las células ciliadas

dafiadas responsables de la pérdida auditiva.

Lo que esto significa para la comunidad con sindrome de Usher: Los organoides ofrecen a los investigadores
una forma mas rapida y relevante para comprender como el sindrome de Usher afecta el oido interno y

para probar nuevas terapias antes de que lleguen a los ensayos clinicos. Cada avance en esta tecnologia
acerca a los cientificos un paso mas a tratamientos que abordan la causa raiz de la pérdida auditiva y visual en

nuestra comunidad.

Enlace al articulo

AVISO LEGAL: La Coalicién 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 obtener més noticias cientificas, consulte nuestra pagina de Noticias cientificas, organizada por

enfoque de tratamiento y tipo de sindrome de Usher.

SOBRE EL BIENESTAR: ;Qué pasa si la discapacidad no es algo que se pueda solucionar?

Actualizaciones de investigacion como la anterior nos recuerdan lo lejos que ha llegado la ciencia. Pero el progreso
no solo ocurre en un laboratorio. Rebecca Alexander, al aceptar el Premio al Logro Helen Keller de la Fundacion
Americana para Ciegos, nos recordé que la forma en que vivimos con el sindrome de Usher es tan importante como

lo que descubrimos sobre él.

Estas palabras, publicadas recientemente por Rebecca Alexander en Instagram, son muy oportunas, ya que
celebramos el Dia de las Enfermedades Raras y el Dia Mundial de la Audicidn. El mensaje es simple, contundente y

se transcribe aqui:

Mi propésito, mi legado, no es solo

educar e informar, sino también mostrar a la

gente como es tener una discapacidad. Mi legado es erradicar los estereotipos y

las suposiciones que la gente suele hacer sobre lo que

significa tener una discapacidad, con la esperanza de que esto suscite curiosidad, comprension
y un mayor

sentido de comunidad.

El titulo dice: “¢ Qué pasaria si la discapacidad no fuera algo que se pueda arreglar, sino una forma diferente de ser

humano?
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idea de que la cura es el objetivo y preguntar qué se hace posible cuando invertimos en acceso,

inclusién y disefo reflexivo.

Descripcién del video: Rebecca se encuentra en un podio mientras acepta el premio Helen
Keller al Logro de la Fundacion Americana para Ciegos. Lleva un vestido formal negro y el cabello

recogido en un mofio bajo.

Aviso legal: L a 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 continlda 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 diagnéstico. 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 orientacidon a nuevos participantes en cada paso del

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

Consejo de USH

Como transcribir un video para facilitar su accesibilidad

Usa un sitio web: Copia el enlace del video y pégalo en un sitio como RecCloud o

Kapwing. Estos sitios pueden convertir el sonido del video a texto automaticamente.

Descargar y subir: Guarda el video en tu computadora o teléfono. Luego, subelo a una herramienta
como Otter.ai o HappyScribe para qbtener una version escrita.

Ver subtitulos: En tu teléfono, toca los tres puntos del video. A veces hay un botén "Mostrar

transcripcion" que puedes pulsar para ver el texto.

Usar subtitulos en vivo: Puedes activarlos en la configuracion de tu teléfono. Esto mostrara el

texto en pantalla mientras se reproduce el video.

Envie sus consejos sobre USH a info@usher-syndrome.org

¢ Te has unido al servidor comunitario de Discord de Usher Syndrome Coalition?

Es un lugar seguro para que la comunidad se conecte. Unete aqui.
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Nuestra informacién de contacto
*{{Nombre de la organizacion}}*

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

*{{Sitio web de la organizacion}}*

*{{Cancelar suscripcion}}*



