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Laterapia genética logra que diez nifios y jovenes sordos recuperen la audicién

Se les inyectd de forma tinica el gen sin la mutacién que los afecta
La terapia genetica logra que
diez ninos y jovenes sordos
recuperen la audicion

La terapia génica sigue dando
frutosen su objetivo de devolver
lacapacidad de oira personas que
nacieron sin ella o padecen una
discapacidad auditiva grave. Un
estudio recogido en Nature Medi-
cine explica como diez menores
de 24 afios han salido de la sorde-
Ta gracias a este tratamiento.

El avance da un paso mas res
pecto alosresultados de un ensa-
yo recogido en esta misma revis-
ta cientifica hace un afio, en el
quesediocuentadequecinconi
nos con sordera hereditaria ha-
bian recuperado la audicion en
ambos oidos gracias a la terapia
génica. En este caso, el estudio se
amplia a adolescentes y jévenes
con resultado exitoso.

Aquelloscinconifios chinos, co-

molosdiez menoreschinosdel es-
tudio conocido ahora, padecian
una forma genélica de sordera o
discapacidad auditiva grave causa
dapormutacionesenel gen OTOR

Estas mutaciones provocan
unadeficienciade la proteinaoto
ferling, que desempefia un papel
fundamental en la transmision
de las senales auditivas del oido
al cerebro.

La terapia génica consistic en
unainyeccion unicaeneloidode
un virus sintético que contenia
unaversion del gen OTOF sin esa
mutacién disfuncional.

El efecto de la terapia génica
fue rdpido y la mayoria de los 1o
pacientes (de entre 1 y 24 afios
procedentes de cinco hospitales
de China) recuperaron parte de la

audicionun mesdespuésdelain-
yeccidn, con buena tolerancia al
tratamiento.

1a reaccién adversa mds co
muin fue una reduccién del ni-
mero de neutrdfilos, un tipo de
globulos blancos, pero no hubo
mayores contraindicacionesen el
periodo de seguimientode 6a 12
meses posteriores a la inyeccion,

Un seguimiento de seis meses
mostro una mejora considerable
de la audicion en todos los parti-
cipantes, con una mejora del vo-
lumen medio del sonido percep-
tible de 106 decibeliosa 52.

MEJOR RESULTADO
EN NINOS

Los pacientes mds jovenes, es
pecialmente los de entre cincoy
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En estos casos fa sordera era causada por una mutacion.

ochoafes, respondieron mejoral
tratamiento.

Una de las participantes, una
nina de siete anos, recuperc rapi
damente casi toda su audicidn y

cuatro meses después ya podia
mantener conversaciones coti-
dianas con su madre. La terapia
también resultd eficaz en los pa
cientes que se acercaban a los 24

afios.

“Ensayos previos mds peque-
fos realizados previamente en
China ya habfan mostrado resul-
tados positivos en nifios. Esta es
la primera vez que esta terapia se
prueba, con resultados satisfacto-
rios, en adolescentes y adultos”,
afirma uno de los autores, Maoli
Duan, investigador del Instituto
Karolinska de Suecia.

Duan y su equipo hardn un se-
guimiento a los diez participan-
tes para ver si la recuperacion de
la audicién se mantiene en el
tiempo.

“La terapia genética frente a la
mutacion del gen OTOF es solo el
principio. Ya estamos ampliando
nuestro trabajo a otros genes mds
comunes que causan sordera, o-
moel GJB2 y el TMCr, y los resul-
tados que estamos viendo, en ensa-
yos conanimales, son prometedo-
res. Estamos seguros de quelospa-
cientes con diferentes tiposde sor-
dera genética dispondran de un
tratamiento en un futuro cerca-
no”, sefiala el investigador clinico.

Mas de 430 millones de perso-
nasenel mundo padecen perdida
de audicién discapacitante, y de
ellas, 26 millones sufren sordera
congénita.
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