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Nos complace compartir novedades de nuestra renovada serie de los viernes sobre educacion cientifica. {En redes

sociales! Esta primavera, comenzamos desde cero, explicando qué es el sindrome de Usher, como funciona la genética y
desglosando la ciencia en contenido breve y atractivo. Cada semana, seguiremos profundizando en estos fundamentos,

haciendo que los temas complejos sean accesibles y faciles de entender para nuestra comunidad.

Manténganse atentos , ya que ampliaremos la serie para abordar los avances en la investigacion, los enfoques de

tratamiento y la ciencia que impulsa el progreso en el sindrome de Usher.

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

Unete a la Fundacion USH

BlueRock Therapeutics, filial de Bayer AG, anunci6 que la FDA ha otorgado la designacion de medicamento huérfano
(un estatus especial que la FDA concede a los tratamientos para enfermedades raras) a su tratamiento experimental,
OpCT-001, para la retinosis pigmentaria (RP). La RP es un grupo de enfermedades oculares hereditarias

(genéticas) que provocan una pérdida gradual de la vision con el tiempo, debido a que las células fotorreceptoras del

ojo dejan de funcionar progresivamente.

OpCT-001 es una terapia celular derivada de iPSC. iPSC significa células madre pluripotentes inducidas. Estas son

células adultas que han sido reprogramadas en un laboratorio para convertirse nuevamente en células madre pluripotentes.


https://www.usher-syndrome.org/sign-up/
https://www.instagram.com/ushercoalition/
https://www.instagram.com/ushercoalition/
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%20Marzo%20de%202026.pdf

Machine Trans|a€gﬂebyt.@rd@@n un estado de célula madre, lo que les confiere la capacidad de desarrollarse en diversos
tipos de células. En este caso, el objetivo es utilizarlas para crear fotorreceptores nuevos y sanos e implantarlos
en el ojo para ayudar a restaurar la vision. Este es el primer ensayo clinico de este tipo de terapia con células

madre para enfermedades de los fotorreceptores, por lo que representa un hito histérico en este campo de

investigacion.

Actualmente, el tratamiento se esta estudiando en un ensayo clinico llamado CLARICO, que evalia la
seguridad y eficacia de OpCT-001. Dado que la retinosis pigmentaria (RP) afecta a un nimero relativamente
pequefio de personas, las compafiias farmacéuticas suelen tener menos incentivos econémicos para
desarrollar tratamientos. Sencillamente, hay menos pacientes a los que vender. La FDA cred la designacion
de medicamento huérfano precisamente para ayudar a solucionar este problema, ofreciendo a las compafiias

financiacion y apoyo adicionales para incentivarlas a desarrollar tratamientos para enfermedades raras como
la RP.

Lo que esto significa para la comunidad del sindrome de Usher: Dado que la pérdida de visién en el

sindrome de Usher se debe al dafio de los fotorreceptores causado por la retinosis pigmentaria, un tratamiento
que reemplace esas células podria aplicarse algun dia también a las personas con este sindrome. Aln se
encuentra en fase de pruebas iniciales, pero representa un paso importante hacia posibles tratamientos que

podrian restaurar la vision en las personas con sindrome de Usher.

Enlace al articulo

Consulta nuestra pagina de Investigacién actual de USH. especificos para el 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 conexion, aprendizaje e inspiracion.

Un recordatorio: hemos extendido el plazo de inscripcion anticipada hasta el 15 de abril. Aun tienes cinco dias

para aprovechar esta oportunidad y asegurar tu plaza presencial.

Precio de inscripcion anticipada: 200 ddélares por adulto (aumenta a 250 délares por adulto el 16 de abril).
Las entradas presenciales son todo incluido, lo que proporciona acceso a las oportunidades de encuentro y
saludo del viernes por la tarde, a la conferencia de dia completo del sabado (desayuno, pausa para el café,

almuerzo y cena incluidos), ademas de las sesiones paralelas del domingo por la mafiana.

Opciones de boletos adicionales: $100
por nifio

$100 Acceso UNICAMENTE virtual


https://www.usher-syndrome.org/research/progress.html
https://www.usher-syndrome.org/research/gene-independent.html
https://www.bluerocktx.com/fda-grants-orphan-drug-designation-to-bluerock-therapeutics-investigational-cell-therapy-opct-001/
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Viernes 17 de julio : la programaciéon comienza por la tarde. Sabado 18 de julio :
jornada completa de sesiones. Domingo 19 de julio: de
9:30 a 11:30. Novedad de este afio: por primera
vez, tendremos sesiones paralelas los domingos.
Estas sesiones mas reducidas te brindaran mas oportunidades para conectar y aprender. Préximamente

compartiremos mas detalles sobre el programa.

Reserva tu habitacién de hotel jReserve antes del 10 de junio para obtener la tarifa con descuento! Hemos

reservado un nimero limitado de habitaciones a una tarifa especial para conferencias de $199 por noche.

Registrese hoy mismo para USH2026.

Correr voluntariamente previene parcialmente la muerte de las células fotorreceptoras en la retinosis pigmentaria.

31 de marzo de 2025: Para las personas con sindrome de Usher, la pérdida de visién suele ocurrir lentamente

con el tiempo. Este estudio analizé la retinosis pigmentaria (RP). La retinosis pigmentaria (RP) es una afeccion ocular
que causa pérdida de visién. Dafa las células fotorreceptoras del ojo, necesarias para ver, especialmente en
condiciones de poca luz. Para comprender mejor como proteger estas células, los investigadores estudiaron ratones
con RP. Algunos ratones pudieron ejercitarse corriendo en una rueda, mientras que otros no. Los ratones que se
ejercitaron mantuvieron células oculares mas sanas. Los investigadores también observaron niveles mas altos de la
hormona adiponectina en los ratones que se ejercitaron. Esta hormona podria ayudar a proteger la retina y favorecer
la salud ocular. Si bien este estudio se realiz6 en ratones, sugiere que el movimiento podria ayudar a ralentizar el

dafo ocular.

Lo que esto significa para la comunidad del sindrome de Usher: Este estudio sugiere que algo tan simple como la
actividad fisica podria formar parte de un plan integral para proteger la vision. El ejercicio no es un tratamiento, y

se necesitan mas estudios en humanos. Sin embargo, esta investigacion ayuda a los cientificos a comprender cémo
responde el ojo al estrés y qué medidas de proteccién podrian ser beneficiosas. Cada descubrimiento

como este acerca a los investigadores un paso mas a encontrar maneras de ralentizar la pérdida de vision y

proteger la vista de las personas con sindrome de Usher.

Enlace al articulo

AVISO LEGAL: La Coalicién del Sindrome de Usher no ofrece asesoramiento médico
ni promueve tratamientos. USH Science News tiene como objetivo resumir la literatura
cientifica mas compleja para que la comunidad la utilice a su criterio.


https://www.usher-syndrome.org/ush2026.html
https://www.usher-syndrome.org/resources/faq/what-is-retinitis-pigmentosa.html
https://book.passkey.com/event/51049160/owner/10695459/home
https://www.usher-syndrome.org/research/science-news/all-archived-science-news.html/article/2025/03/31/voluntary-running-partially-prevents-photoreceptor-cell-death-in-retinitis-pigmentosa

Machine TranslaPe%f%V‘é%B@i@ias cientificas, consulta nuestra_pagina de Noticias Cientificas. Organizado por

enfoque de tratamiento y tipo de sindrome de Usher.

Mi historia | Anna Radova, Republica Checa

Me llamo Anna y soy la madre de un nifio de cinco afios, St&pan, al que le diagnosticaron el

sindrome de Usher tipo 1D.

Cuando recibimos el diagndstico, me senti completamente perdida. En la Republica Checa, casi
nadie conoce el sindrome de Usher. No existen grupos de pacientes, ni recursos locales, y muy
pocos médicos lo comprenden realmente. Que yo sepa, aparte de mi hijo, solo hay dos pacientes
adultos con USH1D en nuestro pais.

Encontrar la Coalicion del Sindrome de Usher lo cambié todo para mi. Gracias a su sitio web, por fin

encontré informacion real y clara sobre genética, investigacion e incluso ensayos clinicos en curso.

También registré a nuestra familia en la Fundacion USH, lo que me ayudo a sentirme conectada

por primera vez con una comunidad mas amplia, con personas que comprenden nuestra situacion. Me
dio esperanza. Y esa esperanza se transformo en accion. Comencé a contactar a otras familias,
cientificos y organizaciones, y poco a poco, creé USH1D United, una pequefa red internacional de
familias con el mismo subtipo poco comun. Compartimos nuestros conocimientos, nos apoyamos

mutuamente e intentamos concienciar sobre el sindrome de Usher relacionado con CDH23.

Creo firmemente que la concienciacion y la conexion pueden marcar la diferencia. Si unimos a las
personas y compartimos conocimientos, tal vez podamos acelerar la investigacion y, algun dia,
acercar un tratamiento a nuestros hijos. Gracias, Coalicion del Sindrome de Usher, por ayudarme a
empezar. Por la informacion, la inspiracion y la certeza de que no estamos solos. Porque, al

fin y al cabo, se trata de nuestros hijos y de su futuro.

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

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

PROGRAMA DE RECOPILACION DE DATOS SOBRE EL SINDROME DE USHER

A medida que el mundo sigue conociendo a las personas que viven con el sindrome de Usher, es un
buen 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

ayuda adicional para inscribirse, comuniquese con Yael Saperstein, nuestra Comunidad.


https://rare-x.org/ushersyndrome/
https://www.usher-syndrome.org/research/science-news/
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

Machine Translafeeptijr@derglde Inscripciones del Programa de Desarrollo de la Salud de Usher (USH DCP). Yael es

experta en el proceso de inscripcion, la accesibilidad y en guiar a los nuevos participantes en cada etapa.

Puede contactar con_Yael aqui: y.saperstein@usher-syndrome.org.

Consejo de USH

Transcripciones en tiempo real con Otter.ai para un dialogo inclusivo.

Nutria.ai Creates proporciona texto en tiempo real para conversaciones y dialogos grupales inclusivos

a medida que ocurren, a través de varias funciones clave de accesibilidad:

Subtitulos en tiempo real: La aplicacién convierte las palabras habladas en una transcripcion en vivo
que se desplaza por la pantalla, lo que proporciona un respaldo visual si el ruido de fondo dificulta seguir

el habla.

Identificacion de locutores: Otter.ai puede aprender y etiquetar diferentes voces, lo que facilita saber

quién esta hablando en un grupo.

Transcripciones con funcion de busqueda: Todas las conversaciones se guardan y se pueden buscar.

Puedes volver a consultar el texto mas tarde para aclarar detalles o revisar informacion que hayas pasado

por alto en el momento.

Vocabulario personalizado: Puedes anadir nombres especificos o términos técnicos al diccionario de la

aplicaciéon para mejorar la precision de la transcripcion, tanto para tu vida personal como profesional.

Envia tus sugerencias sobre el sindrome de Usher a info@usher-syndrome.org

¢ Ya te uniste 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.
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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}}*


mailto:y.saperstein@usher-syndrome.org
http://otter.ai/
https://discord.gg/czwHGaDu7W
https://discord.com/invite/czwHGaDu7W?blm_aid=408086531
mailto:info@usher-syndrome.org?subject=USH%20Tips

