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Sufria rara enfermedad a la retina:

Paciente italiano de 38 afios
recupera la vista gracias a
una pionera terapia geénica
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Pas¢ de ver todo borroso a lograr leer los subtitulos en la
televisién y distinguir formas, incluso con poca luz. Su caso
abre la posibilidad de mejorfa para otras personas.

EFE

Un italiano de 38 afos es el
primer paciente que recupera la
vista después de ser tratado con
una nueva terapia génica de
“doble vector” para una rara en-
fermedad de la retina, segun los
resultados presentados este
martes por el Instituto de Gené-
tica y Medicina de Pozzuoli (Ti-
gem), en el sur de Italia.

El tratamiento realizado en la
Clinica de Oftalmologfa de la Uni-
versidad Vanvitelli de la region
de Campania, donde el paciente
fue operado, le permitié pasar de
ver todo borroso a poder leer sub-

titulos en la televisién, distinguir
las formas de los objetos y ver con
claridad incluso con poca luz, in-
formaron medios locales.

El paciente sufrfa una enfer-
medad hereditaria de la retina
asociada con sordera y ceguera
progresiva: el sindrome de Us-
her tipo1B. Y fue sometido a esta
terapia desarrollada por el Ti-
gem junto a otros siete italianos,
tratados también en el centro na-
politano, entre octubre de 2024
y abril de 2025, aunque por el
momento solo se ha dado a co-
nocer este resultado.

“El procedimiento de terapia
génica en sfno es particularmen-

te complejo: se realiza bajo anes-
tesia general y consiste en inyec-
tar dos vectores virales separa-
dos en el espacio subretiniano,
cada uno con la mitad de la infor-
macién genética necesaria para
producir la protefna que falta en
los pacientes”, declaré Francesca
Simonelli, jefa del Centro de Te-
rapias Oculares Avanzadas de la
Universidad Luigi Vanvitelli.

Durante la presentacién en la
universidad, el paciente explicé
que aceptd ser el primer pacien-
te, no solo por €l, “sino por todos
los que experimentaban las mis-
mas dificultades”.

“Antes de la terapia génica,
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todo era confuso, indistinguible.
Ahora puedo salir solo por lano-
che, reconozco a mis compatie-
ros, las formas de los objetos,
puedo leer los subtitulos de la te-
levisién incluso de lejos, puedo
ver los pasillos del almacén don-
de trabajo sin tropezar”, relatd.
Simonelli comentd que dos se-
manas después del tratamiento
“ya mostraba una mejoria en su
visién, y al cabo de un mes vefa
mejor incluso con poca luz y,

hasta la fecha, ha recuperado la
vista de forma efectiva”.

Los datos preliminares reco-
pilados de los otros siete pacien-
tes tratados hasta la fecha “con-
firman la seguridad y la tolerabi-
lidad de la terapia génica”, indi-
c6 la responsable, antes de
anadir que “no se registraron
efectos adversos graves con nin-
guna de las dosis probadas, y la
inflamacién ocular observada en
algunos pacientes es poco fre-

Los datos de
otros siete
pacientes
tratados con la
misma terapia
no se han dado
a conocer, pero
“confirman la
seguridad y la
tolerabilidad de
°| laterapia
génica”, seglin
la investigadora
Francesca
Simonelli. En la
foto, el equipo
médico.

cuente, limitada y se resuelve
con corticosteroides”.

El nuevo método podria ayu-
dar arestaurar o preservar la fun-
cién visual en personas con sin-
drome de Usher tipo 1B, asf como
en pacientes con otras enferme-
dades oculares hereditarias cau-
sadas por defectos en genes que,
hasta ahora, no se podian transfe-
rir mediante procedimientos es-
tdndar de terapia génica, infor-
maron los cientificos.



