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LA TERAPIA GENETICA LOGRA QUE DIEZ NINOS Y JOVENES SORDOS RECUPEREN LA AUDICION
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JOVENES SORDOS RECUPEREN LA AUDICION

do frutos en suobjetivade
devolver la capacidad de
oira personasque nacieron sin
ella o padecen una discapaci-
dad auditiva grave. Un estudio
recogido en Nature Medicine
explica como diez menores de
24 anos han salido de la sorde-
ra gracias a este tratamiento.
El avance da un paso mis
respectoa los resultados de un
ensayo recogido en esta mis-
ma revista cientifica hace un
ano, en el que se dio cuenta de
que cinco nifos con sordera
hereditaria habfan recupera-
do la audicion en ambos oidos
gracias a la terapia génica. En
este caso, el estudio se amplia
aadolescentes y jovenes con
resultado exitoso. PR
Aquellos cinco nifios chi-
nos, como los diez menores
chinas del estudio conocido
ahora, padecian una forma ge-
nética de sordera o discapaci-
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dad auditiva grave causada por
mutaciones en el gen OTOF.

Estas mutaciones provo-
can una deficiencia de la pro-
teina otoferlina, que desempe-
fia un papel fundamental en la
transmision de las sefiales au-
ditivas del oido al cerebro.

La terapia génica consistio
en una inyeccion tinica en el
oido de un virus sintético que
contenia una version del gen
OTOF sin esa mutacion disfun-
cional.

El efecto de la terapia géni-
ca fue rapido y la mayoria de
o510 pacientes (de entre 1y 24
‘afios procedentes de cinco
hospitales de China) recupera-
ron parte de la audicion un
mes después de la inyeccian,
con buena tolerancia al trata-
miento.

La reaccion adversa mas
coman fue una reduccion del
namero de neutréfilos, un ipo
de glébulos blancos, pero no
hubo mayores contraindica-
ciones en el periodo de segui-
miento de 6 a 12 meses poste-
rioresa la inyeccion.

Un seguimiento de seis me-
$€s8 mostrd una mejora consi-
derable de la audicion en to-
dos los participantes, con una
mejora del volumen medio del
sonido perceptible de 106 de-
cibeliosa 52.

MEJOR RESULTADO EN NINOS
Los pacientes mas jovenes, es-
pecialmente los deentrecinco
y ocho anos, respondieron
mejor al tratamiento.

Una de las participantes,
una nina desiete afos, recupe-

16 rdpidamente casi toda su
audicion y cuatro meses des-
pués ya podia mantener con-
versaciones cotidianas con su
madre. La terapia también re-
sultd eficaz en los pacientes
que se acercaban alos 24 afios.

“Ensayos previos mas pe-
quenos realizados previamern-
te en China ya habfan mostra-
do resultados positivos en ni-
nos. Esta es la primera vez que
esta terapia se prueba, con re-
sultados satisfactorios, en ado-
lescentes y adultos”, afirma
uno de les autores, Maoli
Duan, investigador del Institu-
to Karolinska de Suecia.

Duany suequipo haranun
seguimiento alos diez partici-
pantes para ver si la recupera-
cion de la audicion se mantie-
neenel tiempo.
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EN ESTOS CASOS LA SORDERA ERA CALSADA POR UNA MUTACION.

“La terapia genética frente
alamutacion del gen OTOF es
solo el principio. Ya estamos
ampliando nuestro trabajo a
Olros genes mas comunes que
causan sordera, como el GJB2
y el TMCI, ylos resultados que
estamos viendo, en ensayos
con animales, son prometedo-
res. Estamos seguros de que
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los pacientes con diferentes ti-
pos de sordera genética dis-
pondran de un tratamiento en
un futuro cercano”, sefala el
investigador clinico.

Misde 430 millones de per-
sonas en el mundo padecen
pérdida de audicicn discapaci-
tante, y de ellas, 26 millones su-
fren sordera congénita. 3
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