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®TECNOLOGIA

CINCO NINOS SORDOS
DE NACIMIENTO
RECUPERAN EL OiDO Y
EL HABLA GRACIAS A

UNA TERAPIA GENETICA i

ensavo cLinico, o1 primera vez se administré tratamiento con
éxito en los dos oidos, una capacidad que permite capltar el
sonido en tres dimensiones.

inco nifios con sordera he-

' reditaria recuperaron el

habla y la audicion en los

oidos graciasa una terapia gené-

ticaquedemosto su efectividacd.

Tras el ensayo, los nifos fueron

capaces de localizar y determi-
nar la posicion de lossonidos.

El ensayo clinico, realizado
por investigadores del Mass
Eye and Ear y del del Eye &
ENT Hospital de la Universidad
Fudan de Shanghdi, China, de-
mostra que es posible restau-
rar laaudicion delos dos ofdos
a cinco nifios con DENBY, una
sordera de tipo autosomica
causada por mutaciones en ¢l
gen OTOF.

Es la primera vez que se ad-
ministra una terapia génica en
ambuos oidos (bilateralmente)
con éxito, dado que en la pri-
mera fase del estudio, publica-
doa principios de este ario, los
nifios fueron tratados en un so
lo oido.

Losresultados del ensayo se
publican en la revista Nature
Medicine.

“Los resultados de estos es-
tudios son asombrosos”, sub-
raya ZhengYi Chen, DPhil,
coautor principal del estudio y
cientifico asociado de los Labo-
ratorios Eaton-Peabody de
Mass Eye and Ear.

“La capacidad auditiva de
los nifios tratados sigue progre-
sando de forma espectacular y
el nuevo estudio muestra bene-
ficios afiadidos de la terapia gé-
nica cuando se administra en
ambos oidos, incluida la capa-
cidad de localizacion de fuen-
tes sonoras y mejoras en el re-
conocimiento del habla en en-
tornos ruidosos”, afiade.

El objetivo del equipo siem-
pre fue tratar a los nifios en am-
bos oidos para conseguir oir ¢l
sonido en tres dimensiones,
una capacidad importante pa-
ralacomunicacion y tareas co-

tidianas comunes como con-
ducir.

Por eso, “estos nuevos re-
sultados muestran que este en-
foque es muy prometedor y
Jjustifica la realizacion de ensa-
yos internacionales mas am-
plias”, afirma el autor principal
del estudio, Yilai Shu MD, PhD
del Eye & ENT Hospital de la
Universidad de Fudan.

SORDERA DISCAPACITANTE
Mas de 430 millones de perso-
nas en el mundo padecen pér-
dida de audicion discapacitan-
te, y de ellas, 26 millones su-
fren sordera congénita,

En el caso delos nifios, has-
ta el 60 por ciento de los casos
estid causada por factores gené-
ticos. Los nifios con DENB9 na-
cen con mutaciones en el gen
OTOF que impiden la produc-
cion de la proteina otoferlina
funcional, necesaria para los
mecanismos auditivos y neura-
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les subyacentes a la audicion.

Este nuevo estudio -el pri-
meroque usa terapia génica bi-
lateral en el oido- se hizo con
cinco nifos con DENB9 en un
periodo de 13 a 26 semanas en
el Hospital Oftalmologico y
Otorrinolaringolégico de la
Universidad de Fudan.

Shu inyectd copias funcio-
nales del transgén humano
OTOF mransportado por un vi-
rus adenoasociado (AAV) en
los oidos internos de los pa-
cientes mediante una cirugia
especializada minimamente
invasiva. El primer caso de tra-
ramiento bilateral se llevé a ca-
bo en julio de 2023,

Durante el seguimiento, se
observaron 36 acontecimien-
tos adversos, pero no hubo to-
xicidad limitante de la dosis ni
acontecimientos graves.
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EL DR. YILAI SHU SE E{)NICA CON UN JOVEN PACIENTE EN E HOSPITAL DE LA UNIVERSIDAD DE FUD‘AN’,’C;{!NA,

Los cinco nifios recupera-
ron la audicion en ambaos oi-
dos, con mejoras espectacula-
res en la percepeion del habla
y lalocalizacién del sonido.

Dos de los nifios fueron ca-
paces, ademas, de apreciar la
musica, unaserial auditiva mas
compleja.

El ensayo sigue en curso y
los participantes contintian
siendo controlados.

PRIMERA FASE DEL ESTUDIO
Un afio antes de llevar a cabo
esta terapia bilateral, en 2022,
este equipo de investigacion
administrd la primera terapia
génica del mundo para DENB9
con seis pacientes que fueron
tratados de un oido.

Ese ensayo, cuyos resulta-
dos se publicaron en The Lan-
cetenenerode 2024, demostrd
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que cinco de los seis nifios me-
Jjoraron suaudicion y su habla.

“Esos resultados confir-
man la eficacia del tratamiento
sobre el que habiamos infor-
mado anteriormente y repre-
sentan un paso importante en
la terapia génica para la pérdi-
da de audicién genética”, des-
tacd Shu tras llevara cabo la te-
rapia bilateral.

El objetivo final del equipo
esayudara las personas arecu-
perar laaudicién independien-
temente de la causa de su pér-
dida auditiva.

Enlaactualidad, no existen
farmacos para tratar la sordera
hereditaria, lo que ha dado pa-
so a intervenciones novedosas
como las terapias genéticas,

Los autores sefialan que es
necesario seguir estudiando y
perfeccionando la terapia. ©3
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