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Con la llegada del verano, estamos cambiando un poco el formato de nuestro
boletin informativo para julio y agosto. Si bien adoptamos un enfoque mas ligero en
nuestra programacion habitual, nos complace ofrecerles contenido oportuno y relevante

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

Este mes, compartimos los aspectos mas destacados y las conclusiones clave del reciente
Simposio Internacional sobre el Sindrome de Usher. Este importante encuentro

reunio a investigadores, médicos, defensores y miembros de la comunidad para debatir los
ultimos avances en la comprension y el tratamiento de esta afeccion. Resumiremos

las presentaciones mas importantes, los hallazgos de investigacion y los avances

prometedores que surgieron del simposio.

Mientras planificamos nuestro regreso a la programacion habitual en septiembre, jqueremos
saber de ti! 4 Qué temas te gustaria que exploremos en futuros boletines? ;Qué

areas de investigacion te interesan mas? ;Qué aspectos de la ciencia te gustaria que
profundizaramos? Tus comentarios nos ayudan a crear contenido que realmente

satisfaga los intereses y necesidades de nuestra comunidad. Cuéntanoslo aqui.

Esperamos que disfruten de esta edicion de verano y esperamos sus comentarios y
sugerencias. Gracias por formar parte de la comunidad de la Coalicion 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.


https://forms.gle/nVf5uuzR7Z4BQron8
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%20June%202025%20es.pdf
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Unase al USH Trust

Del 19 al 21 de junio de 2025, investigadores, médicos y miembros de la comunidad del sindrome de
Usher se reunieron en Nijmegen, Paises Bajos, para USH2025, el Simposio Internacional mas reciente
sobre el Sindrome de Usher desde 2018. El evento, coorganizado por Stichting Ushersyndroom, Usher
Syndrome Coalition y socios de investigacién de Radboudumc, Boston Children's Hospital y LSU Health,

reunié a mas de 300 personas de todo el mundo durante tres dias de ciencia, colaboracién y conexion.

Compartiendo ciencia y experiencia vivida USH2025 se

inauguré con poderosas charlas magistrales y un emotivo homenaje al Prof. Dr.

William Kimberling. Durante los dos dias siguientes, mas de 30 cientificos compartieron sus ultimos trabajos
mediante presentaciones, sesiones de pdsteres y conferencias magistrales.

Los temas de investigacion abarcaron desde el diagndstico genético temprano y nuevos datos de
prevalencia hasta terapias genéticas y de ARN, modelos organoides y animales, y optogenética

para la restauracion de la vision.

Un tema central de la conferencia fue la colaboracion, no solo entre cientificos, sino también con personas
con sindrome de Usher y sus defensores. Charlas como "De la experiencia personal a la investigacion
cientifica" destacaron como las voces de las personas con sindrome de Usher estan dando forma a las
prioridades de investigacion, como una mejor comprension de la fatiga y los problemas de suefio en la

USH2A.

Avanzando hacia el tratamiento USH2025
mostro el progreso real que se esta logrando hacia las terapias.

Los investigadores compartieron actualizaciones sobre multiples enfoques de terapia genética, incluidos:

e Entrega dual y minigénica para USH1B y USH1F
e Salto de exones mediado por AAV y no viral para USH2A y ADGRV1
e Terapias de ARN y estrategias de edicion dirigida

e Optogenética para restaurar la vision utilizando proteinas sensibles a la luz

Si bien aun quedan desafios, el mensaje fue claro: los tratamientos para el sindrome de Usher ya

no son un objetivo lejano: se estan convirtiendo en una realidad.


https://www.usher-syndrome.org/sign-up/
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Un “Congrestival” centrado en la comunidad

El sabado 21 de junio, el enfoque se centrd en la comunidad. El "Congrestival" reunié a familias,

defensores y cientificos en un programa mas informal con actualizaciones cientificas accesibles,

talleres, instalaciones artisticas y un espacio completo de "Conoce al Cientifico". Las sesiones se
ofrecieron en varios idiomas y modalidades de comunicacion, incluyendo lenguaje

hablado, subtitulos y lenguaje de sefias.

Esta atmdsfera inclusiva y centrada en la comunidad subrayé una de las conclusiones mas
importantes de USH2025: el progreso en la ciencia de Usher depende de las

asociaciones con los verdaderos expertos en el sindrome de Usher: aquellos que viven con esta

rara condicion.

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

Ver la investigacion actual de USH

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___
(USH DCP) . Para que los investigadores puedan comprender mejor este diagnoéstico. Si

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

Consejo de USH

info@usher-syndrome.org

¢ Te has unido al Discord de la Coalicion del Sindrome de Usher?_; Servidor comunitario?

Es un lugar seguro para que la comunidad se conecte entre si. Unete.

aqui: https://discord.gg/czwHGaDu7W



https://u3655239.ct.sendgrid.net/ls/click?upn=6gaTg1Y5AAwY9ef8Dw2sGH6UKHuWobpPtbv89qBrYPef227wyAaKlP9skMu2oooDbYvZooCzhM1mMr8hzEQkRagC45ufSD3ops8sLSrYEgfNZkz1t53W6Ku9wW21zPRSFhHfF7kUk83gd2ZZc-2FutZxVeW5ACuDYarByCiKU60yg-3DkB4p_r-2BtZGgcq2PsZ3BoB08JnsEPansEI-2BwyrvhJLK7olRaL8XAfq5JWqdhve3H54FukDFk1YV6QIwikdXA31jr47mWAyrOk2-2FFIwM7UbaZ-2F550PBJf5hcxL2RfRCa7IxKcurH0XOhQQOzmLmPesYDhBV7LrmCeByd2LHxvxjA5t4U1wn6cdPB8FsiZn8RgYPDtEtX2LAfn1uvLCkxk9-2BWHYlZYm1hW59hg1EmjSpKVvHVxwgAESPseFtluSvKbtL8zLVu1GVyF1n9BGXG1EncKZ5kM4tdYEw3Inj-2Fd727eOzldS7mhkl00rqoOb1Fe6E7-2BKGRoZISTLDfsjEFsPbVUQcaJUT5od3o8-2FLzIktngmH8b7PqynPEAuei-2B1ipylEIT0V
https://u3655239.ct.sendgrid.net/ls/click?upn=6gaTg1Y5AAwY9ef8Dw2sGH6UKHuWobpPtbv89qBrYPef227wyAaKlP9skMu2oooD1tqynTWbdqY0le2p0-2FWMf-2FFla-2FwEFw74oyLxfQn0ODgrAf8ue7uAlEq3M1oOPBPnabdGzbogQqG0JHthD3kJBw9x48OWhwq2rXqZIDCV0Y0-3DMwrY_r-2BtZGgcq2PsZ3BoB08JnsEPansEI-2BwyrvhJLK7olRaL8XAfq5JWqdhve3H54FukDFk1YV6QIwikdXA31jr47mWAyrOk2-2FFIwM7UbaZ-2F550PBJf5hcxL2RfRCa7IxKcurH0XOhQQOzmLmPesYDhBV7LrmCeByd2LHxvxjA5t4U1wn6cdPB8FsiZn8RgYPDtEtX2LAfn1uvLCkxk9-2BWHYlZYm1hW59hg1EmjSpKVvHVxxuXB1O8DXsYpqe5MyPX9zDYV68am8jSim88NYAN67B-2BOAI7hSCIV03fy0ut2BRnY8TWRkNkpnaZUAFPOXEPAp15HBMbvfiwHUiPRONsQqlqeanc6GD6GapEtMrVAO2A-2B4TQx1ApNyR-2BzDb9N0SFoKj
https://www.usher-syndrome.org/research/progress.html
https://rare-x.org/ushersyndrome/
mailto:y.saperstein@usher-syndrome.org
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
https://discord.com/invite/czwHGaDu7W?blm_aid=408086531
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Nuestra informacion de contacto
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*{{Nombre de la organizacion}}* C OA I_ | T I O N

\
e
*{{Direccion de la organizacion}}* - U N RAV E I_I N G
*{{Teléfono de la organizacién}}* \
*{{Sitio web de la organizacion}}* S—
\
*{{Cancelar suscripcion}}* N
‘\
\



