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I'd
Al egrla Por Emily Kramer-Golinkoff, MBE

El martes 29 de mayo fue un dia maravilloso.
Setenta grados, un cielo azul, el sol cubria
mi piel, era uno de esos dias en los que el
universo desbordaba de energia y era difi-
cil no sentirse contento. Recuerdo estar
sentada afuera del Centro Perelman de
Medicina Avanzada cuando recibi una
llamada que lo cambié todo. “Emily,” dijo
mi médico con una voz alarmada poco
caracteristica, “tus rayos X revelaron que
tu pulmdn se encuentra parcialmente colap-
sado en tres lugares.” Recuerdo haber
colgado el teléfono, mirado al gran cielo
azul y luego hacia abajo contemplando mi
cuerpo, aténita de pensar que un cuerpo
aparentemente funcional pudiera estar tan
afectado en secreto.

Al reunirme con mi médico, me enteré de
que habia dos opciones de tratamiento para
el colapso pulmonar, oficialmente denomi-
nado neumotdrax, una complicacién de
enfermedad pulmonar avanzada amenazante
para la vida. La primera era realizar un
control de cerca por medio de rayos Xy

denominado pleurodesis que
involucraba adherir el pulmdn a
la pared toracica. El desafio es
que esto presenta complica-
ciones para el trasplante, una
consideracién importante para
alguien con la enfermedad en
etapa avanzada, como yo. Mi
esperanza era hacer todo lo
posible para evitar la pleurodesis.

De manera irdnica, el tratami-
ento para el colapso pulmonar
es considerablemente antitético
para la norma de cuidados de la
FQ. Principalmente no hay una
aclaracidn y ejercicio de las
vias respiratorias.

Ya se imaginardn lo critico de la

situacién que se enfrenta. Las
muchas estrategias a las cuales
uno dedica cuatro horas todos
los dias, aquellas de las cuales

uno depende para controlar las Emily Kramer-Golinkoff, MBE

infecciones que destruyen tus

tomografias computarizadas para ver si  pulmones, estas son las muchas terapiasa Y es ahi donde esta la situacién peligrosa.
el tiempo y descanso podian resolver el  las cuales uno debe aferrarse de modo que  Se convierte en una carrera. ;Pueden estar

colapso. La otra alternativa era un proceso  tu colapso pueda sanar de manera natural. Continua en la pdgina 3

Resumen: La Voz del Informe de
un Paciente con Fibrosis Quistica

En octubre de 2018, miembros de la comunidad de FQ se reunieron con repre-
sentantes de la FDA (Administracién de Alimentos y Drogas) para compartir
sus experiencias de vida con esta compleja enfermedad, sus puntos de
vista en terapias de FQ, pruebas clinicas y desarrollo de drogas y su ferviente
esperanza de que tanto los desarrolladores de drogas como los reguladores
de la FDA intensificardn sus esfuerzos para lograr terapias mas efectivas para
esta enfermedad. Los temas clave de la reunidn se resumen a continuacién:

La fibrosis quistica tiene un impacto devastador en las vidas de aquellos
que viven con la enfermedad.

¢ LaFQ(fibrosis quistica) es una enfermedad compleja, caprichosa,
multisistémica y debilitadora.

Continua en la pdgina 4
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Notas de la
Directora Ejecutiva

La grandeza de una comunidad se mide de
manera mds exacta por las acciones compasivas
de sus miembros. — Coretta Scott King

Estimados Amigos,

Espero que se encuentren bien. Nos encontramos

ocupados en nuestra preparacién para la conferen-

cia nacional de educacién sobre la FQ, y actividades

de defensoria y apoyo. Nada de esto hubiese sido
posible sin ustedes. Podremos lograr mucho gracias
a nuestros maravillosos aliados organizadores,

nuestros patrocinadores y nuestros generosos y
compasivos miembros de la comunidad.

Siri Vaeth, Directora Ejecutiva

La triste realidad es que aun no tenemos una cura. Nuestros seres queridos aun luchan
por respirar. La fibrosis quistica continda siendo una enfermedad grave y caprichosa, y
cada uno de nosotros juega un papel en la busqueda de la cura.

En 1995, se me inform¢é que mi hija Tess tenia fibrosis quistica. Nunca olvidaré el impacto,

tristeza y miedo que senti luego de recibir las noticias. Dos meses después, fui afortun-

ada en asistir a una conferencia de CFRI, en donde encontré informacidn, asi como también
comunidad. Ninguno de nosotros hubiese escogido este destino para nuestros seres

queridos, pero es un alivio saber que, a lo largo de los extremos desafios y dolor, también
existe la camaraderia, amistad, un propdsito compartido, y esperanza. Es un honor ser

parte de esta excelente y compasiva comunidad.

Cordialmente, .

Siri Vaeth, Directora Ejecutiva, CFRI | Madre de una hija de 24 afios con FQ

Move-a-Palooza!

14 al 21 de septiembre de 2019
Avanzando hacia una cura

Unase a sus compafieros en toda la nacién:
cree conciencia sobre la fibrosis quistica y
apoye la bisqueda de una cura.

Escoja sumanera favorita de moverse: repe-
ticiones en un gimnasio, correr, hula-hoop,
nadar - usted decide. Pida a sus amigos y
familiares que lo patrocinen.

CFRI facilitara un enlace a nuestra plataforma de recaudacién de fondos en linea, en donde
los colaboradores pueden hacer donaciones.

Escoja su dfa - cualquier dia entre el 14 y el 21 de septiembre. Téme fotos y/o video y publi-
quelos en medios sociales #CFRI-Moveapalooza.

CFRI sugiere un objetivo minimo de $100 por participante, pero no existe un monto
requerido. Aquellos que recauden un minimo de $100 recibirdn una camiseta de
Move-a-Palooza.

¢Preguntas? Envie un correo electrénico a Tony Adessa a tadessa@cfri.org.
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Alegria

Continuacioén de la portada

suficiente tiempo sin las vias respiratorias
despejadas para permitir que sus pulmones
vuelvan a inflarse antes de que una infeccién
se desencadene sin control? Colapso pulmo-
nar o infeccidn, ;cual es tu veneno?

Y desde aquel hermoso dia, comencé mi
carrera contra la infecciéon. Mi médico me
envid a casa bajo una terapia con flujo alto
y periédico de oxigeno para volver a inflar
mi pulmdn, mi primera vez con oxigeno
suplementario, y me dio instrucciones estric-
tas de venir al hospital para ser admitida
tan pronto como fuese posible si llegaba
a sentir una ligera infeccién. Luego de una
vida de tratamientos, “tiempo, descanso y
no aclaracién de las vias respiratorias” senti
como una prescripciéon maligna de olvido.

Conocia lo suficiente acerca del colapso
pulmonar como para saber cudl era el sigui-
ente paso hacia la enfermedad en su etapa
terminal y me sentia desesperada por
informacién. Me introduje en la comunidad
de la FQ. Lef una historia tras otra acerca
de personas que experimentaron colapsos
pulmonares y perdieron permanentemente
partes de su funcién pulmonar, quienes
fueron inesperadamente lanzados al mundo
aterrador del trasplante, o incluso peor, para
quienes el tratamiento contra el colapso
pulmonar cuestionaba su futuro de un tras-
plante en conjunto.

Leo acerca de personas que han tenido
pleurodesis y para quienes no resultd; pers-
onas que me dijeron que las cosas nunca

volvieron a ser iguales. Y leo, una y otra vez,
que el dolor de la pleurodesis fue extrema-
damente agudo.

Soy una persona resiliente y optimista. Todo
lo que buscaba era la mas pequefia chispa de
esperanza, de la posibilidad de que pudiera

quedar bien. Pero mientras mas indagaba,
todo lo que encontraba eran historias de
catdstrofe o, a lo sumo, un fallecimiento
lento. Incluso ni siquiera pude encontrar

una historia con un final positivo.

Mientras mds aprendia, mds aumentaba la
lista de restricciones. Sin aclaramiento de las
vias respiratorias, sin funcidn, sin espirome-
tria, sin supresidn. Y a pesar de que esto era
aterrador, sentia que podia durar. Una vida
con una enfermedad con una inclinacién a
volver a aparecer en momentos inoportunos
me habia ensefiado cdmo pararme de nuevo
luego de quedar brutalmente derribada. Y,
aun asi, la Unica cosa que me hacia cues-
tionar si podia durar o no era lo que respecta
a la alegria.

Saber que volar estaba fuera de los limites
no solo inmediatamente luego de un
colapso pulmonar, sino que serfa un desen-
cadenante permanente, fue aquello que
amenazd con desgarrar mi alma. Incluso
los mas inimaginables episodios de dolor
y sufrimiento son llevaderos con una carga
considerable de alegria. Para mi, esa alegria
se estd yendo a un lugar lejano. Pensar que
esta enfermedad no solo podia robarme mi
funcionalidad y mi futuro, sino que también
podia llevarse mi tinica y mas grande alegria,
era la parte que mas herfa mi corazén, eso

Emily Kramer-Golinkoff con su madre
Liza Kramer, MSW.

me hizo preguntar, por primera vez en mi
vida, si de hecho podria durar.

FQ, te has llevado mi aliento, te has llevado
a mis amigos, te has llevado mis suefios de
una carrera y una familia. Te has llevado mi
esperanza, mis promesas y mi capacidad. Te
has llevado mi futuro, y mi presente, te has
llevado mi alegria.

Emily es cofundadora de Emily’s Entourage,

una organizacion que promueve la investiga-

ciény el desarrollo de drogas para mutaciones
incoherentes de la FQ. Para mayor informa-

cién, ingrese a emilysentourage.org.

cfri | Primavera 2019

Muchas Voces ~ Una Voz: Somos Cada
Dlla Ma,S Fuertes Siri Vaeth, MSW

El programa de defensoria y concientizacion
de la fibrosis quistica “Muchas Voces - Una
Voz” de CFRI une a las personas por un
propdsito compartido, ofreciendo oportun-
idades a las personas para lograr un cambio
colectivo a nivel estatal y federal. Al crear
conciencia de los problemas que impactan
a nuestra comunidad y proporcionar herra-
mientas sencillas para implementar un
llamado a la accidn, la campafia motiva a
aquellos impactados por la FQ a expresar
sus opiniones a aquellos en puestos de
influencia. Muchas Voces - Una Voz ha

inspirado a una nueva oleada de defensores
de la FQ comprometidos cuyo impacto sera
duradero en el futuro.

Nuestro impacto depende de la participa-
cién de nuestra comunidad. Lo invitamos

a unirse a CFRI para aumentar la concienti-
zacion y defensoria de un financiamiento
para investigaciones, desarrollo de nuevas

drogas y acceso a terapias y cuidados de

salud. Nuestras muchas voces combinadas
en una aseguraran que las necesidades de
nuestra comunidad sean escuchadas.



Misién de CFRIP~

Cystic Fibrosis Research, Inc.
existe para financiar
investigaciones, proporcionar
apoyo educativo y personal,
y para divulgar el conocimiento
acerca de la fibrosis quistica,
una enfermedad genética
potencialmente mortal.

Vision de CFRI
A medida que trabajamos
parc} encontrar und curd para
la fibrosis quistica, CFRI
imagina informar, con la
participacién y el
empoderamiento, a la
comunidad CF para ayudar
a todos los que tienen esta
enfermedad dificil a alcanzar

la mds alta posible
calidad de vida.

Visite nuestro sitio web en:

www.cfri.org

para obtener mas informacién sobre
nosotros y sobre la fibrosis quistica.

cfri@cfri.org

Por su generoso apoyo a la
CFRI Comunidad, un
agradecimiento especial a:
AbbVie, Genentech, Vertex
Pharmaceuticals, Proteostasis
Therapeutics, Translate Bio,
Chiesi USA, y Gilead Sciences

Cfrigpcriros:
= )

1731 Embarcadero Road - Suite 210
Palo Alto, California 94303
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Cystic Fibrosis Research, Inc.

Federal EIN# 51-0169988

a 501(c)(3) nonprofit organization

Resumen: La Voz del Informe de un Paciente con Fibrosis Quistica Continuacién de la portada

Las complicaciones respiratorias es un desafio y fuente de preocupacién principal,
incluyendo infecciones pulmonares, sangrado pulmonar y colapso pulmonar.

Los problemas de salud mental y las complicaciones gastrointestinales también
impactan de manera considerable la calidad de vida de los pacientes con FQ. Otros
sintomas comunes incluyen diabetes relacionada a la FQ, pdlipos sinusales, enferme-
dad del higado, osteoporosis y desafios de la salud reproductiva.

La fibrosis quistica impacta de manera negativa la capacidad de las personas para
participar en actividades sociales, asi como también su asistencia al trabajo y/o la
escuela. Aquellos que viven con la FQ se preocupan profundamente con respecto a la
progresiva enfermedad pulmonar avanzada y la muerte, asi como también de su
capacidad de vivir de manera independiente.

La fibrosis quistica es una enfermedad altamente variable y heterogénea, resultando
en un desafio en la diagnosis, tratamiento y disefio de pruebas clinicas.

Existen aproximadamente 2,000 mutaciones del gen CFTR que causa la FQ, con una
expresion variada de la enfermedad. Para aquellos con mutaciones raras, la diagnosis
puede ser desafiante. Incluso cuando los pacientes tienen la misma mutacidn, los
sintomas de la enfermedad y respuesta a la terapia pueden variar considerablemente.

Las terapias para la fibrosis quistica crean una carga de cuidado diario considerable,
con pacientes que pasan de 2 hasta 5 horas por dia siguiendo su régimen médico. Las
nuevas terapias con el modulador CFTR han mejorado la funcién pulmonar durante
cierto tiempo, pero estas no son una cura, y no son efectivas contra todas las muta-
ciones del CFTR.

A menudo los efectos secundarios de los medicamentos agravan la salud. Muchas
drogas pueden dafiar el higado; algunos antibidticos IV conducen a una sordera
permanente o desencadenan respuestas alérgicas peligrosas; los inmunosupresores
post-trasplante incrementan el riesgo de céncer y son nefrotdxicos; los esteroides
exacerban la diabetes relacionada a la FQ; los patégenos cada vez mayores desarrollan
resistencia a los antibidticos disponibles.

Los individuos con fibrosis quistica desean tratamientos mas efectivos con una
reduccion de los efectos secundarios y la carga de cuidados y estan comprometidos
a participar en el proceso del desarrollo de drogas.

La grabacién de la reunién se
encuentra disponible en el
canal de CFRI en YouTube:
https://tinyurl.com/y77jt99h.

La comunidad de FQ tiene un gran deseo de nuevas terapias que reduzcan las infec-
ciones pulmonares. Los individuos buscan terapias que mejoren su capacidad de
respirar, que traten las complicaciones gastrointestinales, y que no requieran de un
tiempo adicional.

Los participantes reunidos expresaron una fuerte disposicidn a asumir riesgos en
la participaciéon en pruebas clinicas, indicando ademas que la distancia, placebo,
extracciones de sangre, faltar al trabajo y varias visitas clinicas no desalientan
su participacion.

Se expresé de manera
apasionada el deseo
de una investigacion,
desarrollo de drogas y
pruebas mejoradas para
los miembros de la
comunidad de FQ con
mutaciones incoheren-
tes o de otro tipo.

Dé gracias. Dé vida.



