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El 26 y 27 de abril, la Coaliciéon del Sindrome de Usher reunié a 22 campeones de la USH en Capitol Hill para abogar por
una mayor financiacion federal para la investigacion del sindrome de Usher. Nos reunimos con las oficinas de mas de 30
miembros del Congreso durante dos dias para discutir la necesidad urgente de priorizar el desarrollo de tratamientos y
una cura para el sindrome de Usher. Si bien esta defensa marcara la diferencia en los préximos afos, compartir

historias personales sobre vivir con USH tuvo un impacto inmediato en docenas de empleados y miembros del Congreso.

iTambién salimos en las noticias locales, gracias a Peggy Borst, una voluntaria de la Coalicion! Vea la cobertura local

del trabajo de defensa de Capitol Hill de la Coalicion del Sindrome de Usher de ABC7 WJLA con Alison Starling.

¢ Esté interesado en abogar por la investigacion del sindrome de Usher con la Coalicion? Caonviértete en un

campeon de USH.

¢ Te has unido al servidor comunitario de Discord de la Coalicion del Sindrome de Usher? Es un lugar seguro para que la
comunidad se conecte entre si.

Unete aqui: https://discord.aa/czwHGaDu7W

FOCO DE INVESTIGACION

Estudio de escalada de dosis para evaluar la seguridad/tolerabilidad y eficacia de EA-2353 en sujetos

Con Retinosis Pigmentaria (Terapéutica Endogena)


https://www.usher-syndrome.org/resources/grounded-in-science.html
https://wjla.com/news/local/usher-syndrome-coalition-group-foundation-rally-advocates-research-funding-on-capitol-hill-dc-congress-bill-legislation-federal-funds
https://wjla.com/news/local/usher-syndrome-coalition-group-foundation-rally-advocates-research-funding-on-capitol-hill-dc-congress-bill-legislation-federal-funds
https://discord.gg/czwHGaDu7W
https://www.usher-syndrome.org/make-an-impact/ush-on-capitol-hill.html
https://www.usher-syndrome.org/make-an-impact/ush-on-capitol-hill.html
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En el verano de 2022, Endogena lanzé su primera dosificacion de su estudio de fase 1/2a de EA-2353 en retinitis pigmentosa (RP).
Endogena esta intentando activar las células madre en la retina con EA-2353, que adopta un enfoque novedoso de moléculas pequefias,
con la esperanza de producir y reemplazar los fotorreceptores perdidos y dafiados, la razén de la pérdida de vision en el sindrome

de Usher y la retinosis pigmentaria.

EA-2353 estéa disefiado para funcionar independientemente de la mutacién genética subyacente.

Catorce participantes estan inscritos en este ensayo, todos los cuales recibiran inyecciones intravitreas (inyecciones oculares) en
un ojo. Todos los participantes presentan sintomas de RP y tienen un diagnostico genético. Este estudio se lleva a cabo en colaboracién

con el investigador principal de Endogena, Mark Pennesi, MD, PhD, profesor de oftalmologia en el Casey Eye Institute en Oregén.

El 6 de febrero de 2023, la investigacion de EA-2353 para el tratamiento de RP recibio la designacion Fast Track de la FDA de EE. UU.
El 5 de abril de 2023, Endogena anuncid_que la etapa de escalada de dosis del estudio de fase 1/2a se completd con éxito. No se
identificaron eventos adversos clinicamente relevantes o limitantes de la dosis después de inyecciones intravitreas repetidas. Después
de que se demostré que el enfoque es seguro y tolerable con varias dosis, el estudio inscribe a los pacientes en la cohorte de expansion,

utilizando la dosis mas alta evaluada para examinar qué tan efectiva podria ser esta terapia farmacolodgica para pacientes con RP.

El 4 de mayo de 2023, Endogena anuncié que habia completado la inscripcion de pacientes antes de lo previsto en su ensayo de Fase
1/2a de EA-2353 para el tratamiento de la retinosis pigmentaria (RP). Con la etapa de aumento de la dosis completada, el ensayo en

curso ahora se encuentra en la etapa de cohorte de expansion.

Lo que esto significa para el sindrome de Usher: EA-2353 podria cambiar las reglas del juego para todos los pacientes con RP, no solo
para los que tienen el sindrome de Usher. Las células madre activadas pueden permitir la regeneracién de fotorreceptores y potencialmente
restablecer las capacidades de deteccidn de luz. Ademas, la designacion Fast Track da esperanza a la comunidad de que este tratamiento

podria ser viable mas temprano que tarde.

EXENCION DE RESPONSABILIDAD: La Coalicion del Sindrome de Usher no brinda asesoramiento médico ni promueve métodos de
tratamiento. USH Science News pretende ayudar a resumir literatura mas compleja para que la comunidad la use a su propia

discrecion.

Para obtener mas informacién, consulte nuestra pagina de investigacién actual de USH especifica para el subtipo de USH, asi

como enfoques terapéuticos independientes de genes.



https://endogena.com/2023/05/04/endogena-therapeutics-completes-enrollment-ahead-of-schedule-inits-phase-1-2a-trial-of-ea-2353-for-retinitis-pigmentosa/
https://endogena.com/2023/02/06/endogena-therapeutics-receives-us-fda-fast-track-designation-for-ea-2353-for-the-treatment-of-retinitis-pigmentosa/
https://endogena.com/2023/04/05/endogena-therapeutics-completes-dose-escalation-in-the-phase-1-2a-clinical-trial-of-ea-2353-for-the-treatment-of-retinitis-pigmentosa/

Machine Translated by Google

USHER SYNDR # ME

COALITION

" USH Science News

Endogena Clinical Trial Updates: Dose Escalation
Study to Evaluate the Safety/Tolerability and
Efficacy of EA-2353 in Subjects With RP

May 2823 ag endogena

‘ ClinicalTrials.gov Identifier: NCT05392751 ‘

‘ ;

Ver la investigacion actual de USH

EN CASO DE QUE SE LO PIERDA: CARACTERISTICA DE NOTICIAS DE CIENCIA

La luteina retrasa la degeneracion de los fotorreceptores en un modelo de ratén con retinosis pigmentaria

La luteina es un carotenoide dietético que se encuentra en el ojo con propiedades antioxidantes reportadas. Este estudio
probd el efecto de la luteina oral cuando se administrd a ratones con retinosis pigmentaria causada por una mutacion

en el gen Pde6b. Descubrieron que los ratones que recibieron luteina parecian tener una degeneracion mas lenta de

los fotorreceptores en comparacién con los que no recibieron tratamiento. Ellos plantean la hipétesis de que un

mecanismo de accion probable es que la luteina tiene un efecto antioxidante en la retina que debilita el sistema inmunoldgico.

respuesta a las células fotorreceptoras moribundas.
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Lutein delays photoreceptor degeneration
in a mouse model of retinitis pigmentosa



https://www.usher-syndrome.org/what-is-usher-syndrome/treating-usher-syndrome-current-research.html
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Lo que esto significa para el sindrome de Usher: mientras que otros posibles tratamientos de RP son invasivos y, a menudo,
requieren cirugia o inyecciones, la luteina es un antioxidante de venta libre que no es invasivo y se puede consumir por via
oral. Estos resultados respaldan aun mas la promocioén de una pildora simple que puede ayudar a ralentizar la degeneracién

de la retina, lo que permite a las personas afectadas mantener y disfrutar de una mejor calidad de vida durante mas tiempo.

LEE EL ARTICULO

Para obtener mas noticias cientificas, visite nuestra pagina de noticias cientificas, organizados por enfoque de tratamiento

y tipo de sindrome de Usher.

SOBRE EL BIENESTAR: Comunidad

La Coalicion del Sindrome de Usher es un centro para conectar a la comunidad mundial de Usher; pero ¢qué significa
para ti “comunidad”? La comunidad se define generalmente comqQ: “un grupo de personas con caracteristicas diversas
que estan unidas por lazos sociales, comparten perspectivas comunes y participan en acciones conjuntas en lugares o

entornos geograficos”.

El sindrome de Usher puede ser aislante. A menudo, los profesionales médicos les dicen a las personas recién
diagnosticadas con el sindrome de Usher que nunca conoceran a nadie mas con el mismo diagnéstico. Las personas con
USH, como todos los demas, necesitan un sistema de apoyo soélido y un sentido de comunidad para prosperar. La
necesidad de conexién es natural y primaria. De hecho, esta necesidad podria ser mas urgente que nunca. Un informe de

asesoramiento de 2023 del Cirujano General de EE. UU. titulado “Nuestra epidemia de soledad y aislamiento” detalla los

"Efectos curativos de la conexién social y la comunidad”, destacando los beneficios de comunidades mas conectadas.

El sindrome de Usher nos une. Ya sea que viva con USH o tenga un amigo, familiar o ser querido con el sindrome de

Usher, no esta solo. Estamos conectados. Somos una comunidad.

Las comunidades nos dan un sentido de identidad, direccién, conexién, acceso a recursos y esperanza. Atravesamos los
desafios mas facilmente cuando sabemos que hay otras personas como nosotros, personas que finalmente entienden.
Todos necesitamos a alguien con quien hablar, y es muy util cuando nuestro confidente vive con experiencias compartidas.

Nos ayuda a sentirnos validados, normalizados.

Esta bien pedir ayuda. Esta bien apoyarse en los demas cuando se siente deprimido. Esta bien hacer preguntas para
obtener mas informacién. Es inspirador ver a las personas prosperar cuando conocen a otros en esta comunidad porque
ya no se sienten tan aislados y solos. Esta comunidad de Usher puede dar un sentido de propdsito y empoderamiento a

tantos. Gracias por ser parte de esto.


https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC1446907/
https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC8771084/
https://www.npr.org/2023/05/02/1173418268/loneliness-connection-mental-health-dementia-surgeon-general
https://www.hhs.gov/surgeongeneral/priorities/connection/index.html?utm_source=osg_social&utm_medium=osg_social&utm_campaign=osg_sg_gov_vm#advisory
https://www.usher-syndrome.org/what-is-usher-syndrome/science-news/
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Para leer mas, uno de nuestros voluntarios recomendd el libro, Juntos: El poder curativo de la conexion humana en un

mundo a veces solitario.

USH Life Hack of the Day Envie sus USH life

hacks a info@usher-syndrome.org

¢ Esta planeando algun viaje aéreo en los préximos meses? Permita mas tiempo para encontrar y pasar el control de

seguridad y llegar a su puerta de embarque. Puede consultar sobre la asistencia en silla de ruedas y/o el abordaje

prioritario en el mostrador de boletos. Al llegar a la puerta de embarque, comunicale al agente que necesitaras
ayuda auditiva cuando comience el embarque prioritario. La asistencia de sillas de ruedas es agradable porque

puede ser muy intimidante moverse por los aeropuertos, especialmente con poca iluminacion, largas filas de seguridad

GO0

y ruidos fuertes abrumadores.

Nuestra informacion de contacto

*{{Nombre de la Organizacion}}*
*{{Direccién de la organizacion}}*
*{{Teléfono de la organizacién}}*

*{{Sitio web de la organizacién}}*

*{{Cancelar suscripcion}}*
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https://www.amazon.com/Together-Healing-Connection-Sometimes-Lonely/dp/B07VWS5FFK/ref=sr_1_1?hvadid=580689336616&hvdev=c&hvlocphy=9017467&hvnetw=g&hvqmt=e&hvrand=11518730561401827841&hvtargid=kwd-854381535499&hydadcr=15521_13517390&keywords=together+vivek+murthy&qid=1683213813&sr=8-1
https://www.amazon.com/Together-Healing-Connection-Sometimes-Lonely/dp/B07VWS5FFK/ref=sr_1_1?hvadid=580689336616&hvdev=c&hvlocphy=9017467&hvnetw=g&hvqmt=e&hvrand=11518730561401827841&hvtargid=kwd-854381535499&hydadcr=15521_13517390&keywords=together+vivek+murthy&qid=1683213813&sr=8-1
mailto:info@usher-syndrome.org?subject=USH%20Life%20Hack

