Genterapi for att bota dova barn
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Ett nytt genterapiforsék som syftar till att hjalpa barn med svar

hérselnedsattning pa grund av en genetisk variation i OTOF-genen éar pa
vag att inféras. Upp till 18 barn under 18 ar fran Storbritannien, Spanien
och USA kommer att inkluderas i studien och féljas upp under fem ar.
Syftet med studien ar att utvardera om genterapi kan forbattra barnens
horselkvalitet i jamforelse med traditionella cochlea implantat.

Horselnedsattning som orsakas av variationer i OTOF-genen resulterar i att
harceller i innerdrat inte kan kommunicera korrekt med horselnerven, vilket leder
till svar horselnedsattning fran fédseln. Genterapin kommer att administreras
genom en injektion i drats snacka med hjalp av ett modifierat virus. Injektionen
forvantas bli en mer permanent l6sning for horselnedsattning jamfort med
traditionella horselhjalpmedel.

Barnen i studien kommer att fa genterapi i olika doser enligt en noggrann plan. Om
genterapin inte ar effektiv efter sex manader, kommer familjerna att ha mojlighet
att valja att operera cochlea implantat.

Studien stods av National Institute for Health and Care Researchs kliniska
forskningsavdelning och biomedicinska forskningsavdelning. Forskarna kommer att
f6lja barnen under en femarsperiod och férvantar sig att de forsta resultaten
kommer att offentligg6ras i februari nasta ar.

Professor Manohar Bance, chefsutredare for studien vid Cambridge University
Hospitals NHS Foundation Trust, sager att det ar viktigt att ingripa tidigt, eftersom
barns hjarnor utvecklas snabbt. Om genterapin ar framgangsrik fér behandling av
OTOF-relaterad horselnedsattning, kan den 0ppna dorren for behandling av andra
genetiska horselnedsattningar. | USA, Storbritannien, Tyskland, Frankrike, Spanien
och Italien tros omkring 20 000 personer ha en horselnedsattning orsakad av
OTOF-mutationer, vilket understryker behovet av framgangsrika
behandlingsalternativ. Samtidigt som man betonar att dovhet inte ar ett hinder for
vare sig prestation eller lycka.
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