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Envejecimiento en la nueva era de la fibrosis quistica:
el programa de formacién de becarios Patrick Nash busca nuevos
modelos de atencién multidisciplinaria

Cuando lee las palabras «persona con
fibrosis quistica», ¢qué imagen le viene ala
mente? Es muy probable que haya imagi-
nado a una persona joven, ya que, hasta
hace poco, las personas con fibrosis quistica
(FQ) solfan fallecer a una edad tragicamente
temprana. Sin embargo, los avances tera-
péuticos, sobre todo los moduladores de
laregulador de la conductancia transmem-
brana de la fibrosis quistica (CFTR), han
prolongado la vida de muchas personas.
Aunque es motivo de celebracidn, esta
longevidad suele ir acompafiada de nuevos
retos para la salud. Algunos estan relacion-
ados Unicamente con el envejecimiento,
pero muchos otros — como complicaciones
gastrointestinales, diabetes, osteoporosis,
enfermedades cardiovasculares y cancer —
son causados o agravados por la fibrosis
quistica. Existe una necesidad urgente de
explorar las nuevas necesidades, ampliar
la investigacion y desarrollar estrategias de
atencién clinica mejoradas para abordar los
multiples efectos de la FQ y el envejeci-

miento. En reconocimiento de esta neces-
idad vital, nacié el Programa de formacidén
de becarios Patrick Nash, Envejecimiento
en la nueva era de la fibrosis quistica.

Este programa rinde homenaje a Patrick
Nash, un querido miembro de la comuni-
dad del Cystic Fibrosis Research Institure
(CFRI), muy interesado en los problemas

de salud emergentes a los que se enfrentan
los adultos con fibrosis quistica. El y el Dr.
Ahmet Uluer, su neumélogo especialista
en fibrosis quistica, estaban explorando

estrategias para ampliar la investigacion
y mejorar la atencién coordinada cuando
a Patrick se le diagnosticé un cancer de

pancreas agresivo. Perdid la batalla a finales

continda en la pagina 3

Vivir mas alla de lo excepcional: mi experiencia
con la FQ, desafiando limites con una perspectiva Unica

Jaelyn Cooper es una orgullosa hija de
Little Rock, Arkansas. Dedicada defensora
y profesional de la salud, fue diagnosticada
con fibrosis quistica (FQ) a los 18 meses. A
lo largo de su vida, ha superado los retos
que plantea la FQ y ha canalizado sus
experiencias en un trabajo significativo en
el campo de la salud. Con un master en
administracion en salud y experiencia en
integridad de datos, analisis de politicas
y participaciéon comunitaria, Jaelyn es una
apasionada de la mejora de la accesibilidad

a la atencidn sanitaria y de los resultados
de los pacientes.

Jaelyn estd profundamente comprometida
con fomentar las conexiones en la comuni-
dad de la FQ. Ella comprende la importancia
de la representacidn y de las experiencias
compartidas, y utiliza su plataforma para
inspirar y animar a otras personas que se
enfrentan a retos de salud similares. Ya sea
hablando en eventos, asesorando a jévenes
con FQ o participando en debates sobre la

contintia en la contraportada
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La edicidon genética: una esperanza para
todas las personas con fibrosis quistica

Por Dra. Anais Amaya, Investigadora Postdoctoral, Universidad de Stanford

Imaginen poder corregir un error de orto-
grafia en un libro. Ahora imaginen hacer
lo mismo, pero en el cédigo genético de
nuestras células. Eso es, en esencia, lo que
hace la edicién genética, y es la base de mi
investigacién para encontrar una cura para
la fibrosis quistica (FQ).

La FQ es causada por errores (mutaciones)
en un gen llamado regulador de la conduc-
tancia transmembrana de la fibrosis quistica
(CFTR). Este gen produce una proteina que
funciona como un canal que permite el paso
de iones de cloro a través de la membrana
celular. Este movimiento de cloro es esen-
cial para regular el balance de agua en nues-
tros tejidos. Cuando el gen tiene errores,
este canal no funciona correctamente, lo
que causa la acumulacién de moco espeso
en los pulmones y otros érganos.

Los medicamentos moduladores actuales,
como Trikafta, han transformado la vida de
muchas personas con FQ. Sin embargo,
aproximadamente el 10% de los pacientes
no pueden beneficiarse de estos tratamien-
tos debido al tipo especifico de mutacién
que tienen. Mi objetivo es desarrollar una
terapia que pueda ayudar a todas las
personas con FQ, sin importar cudl sea su
mutacion.

(C6mo funciona la edicién genética?
Utilizamos una herramienta llamada CRISPR/
Cas9, que funciona como unas “tijeras
moleculares” muy precisas. Esta tecnologia
nos permite dos estrategias: corregir muta-
ciones especificas directamente en el gen
CFTR, o insertar una copia funcional com-
pleta del gen en las células afectadas. Esta

segunda estrategia, [lamada “correccidén
universal,” podria potencialmente benefi-
ciar a casi todos los pacientes con FQ.

Uno de los mayores desafios es lograr que
estas herramientas de edicién lleguen a las
células correctas en los pulmones. Para
resolver esto, los cientificos estamos explo-
rando diferentes vehiculos de entrega:
algunos son virales, como los vectores del
virus adenoasociado (AAV) y lentivirus, que
aprovechan la capacidad natural de los virus
para entrar en las células; otros son no
virales, como las nanoparticulas lipidicas,
que ofrecen ventajas en seguridad.

Un esfuerzo global

Nuestra tecnologfa en Stanford atin estd en
desarrollo, pero no estamos solos en esta
mision. Multiples grupos de investigacién
y compainias alrededor del mundo estan
trabajando en terapias genéticas para FQ,
y algunos ya estan avanzando hacia
ensayos clinicos.

La FQ afecta a personas de todas las comun-
idades, incluyendo la latina. Es fundamental

que nuestra comunidad participe en estas
investigaciones.

Si usted o un ser querido tiene FQ y no se
beneficia de los moduladores actuales, inscri-
base en el registro de pacientes de Emily’s
Entourage: https://www.emilysentourage.
org/ctc/ (disponible en espafiol) Recibird
informacién sobre ensayos clinicos y oportu-
nidades de participar en investigaciones.
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Recursos en espanol de CFRI para la comunidad de FQ

La comunidad hispana y latina con fibrosis
quistica (FQ) es unica, con preguntas,
inquietudes y necesidades de recursos
especificos. El Cystic Fibrosis Research
Institute (CFRI, Instituto de Investigacion de
la Fibrosis Quistica) se compromete a ser un
aliado en la vida de todas las personas
afectadas por la FQ. Con una amplia gama
de programas y recursos culturalmente
relevantes disponibles tanto en espafiol
como en inglés, nuestro objetivo es apoyar
a la comunidad hispana y latina en cada
paso de la experiencia con la FQ.

Las ofertas en espafiol de CFRI incluyen
versiones traducidas de nuestros recursos
mds populares, como fibrosis quistica en la
clase y Guia para adolescentes sobre cémo
sobrellevar la fibrosis quistica, ambos
disefiados para ayudar a los jévenes con
FQy a sus familias a tratar con los sistemas
escolares, los entornos médicos y las rela-
ciones interpersonales mientras viven con
una enfermedad crdnica. Existen recursos
adicionales disponibles sobre el riesgo de

Envejecimiento en la nueva erade la
fibrosis quistica continta desde la portada

de 2022. La muerte de Patrick inspird la
creacién del programa de formacién de
becarios Patrick Nash en su memoria.

Ahora, en su segundo afio, el programa
retne a profesionales de muiltiples discipli-
nas médicas para ampliar su comprensidén
de las numerosas complicaciones no
pulmonares relacionadas con la fibrosis
quistica que se presentan o progresan en
la edad adulta. Hasta la fecha, 30 becarios
posdoctorales, en representacién de mas
de 20 instituciones y 12 disciplinas médicas,
han asistido a simposios de fin de semana,
en los que un grupo de profesores clinicos
e investigadores de gran prestigio impartié
seminarios sobre las multiples facetas de la
atencidn a los adultos con FQ, con tiempo
para un intenso debate. Se incorpord la
experiencia de las personas con FQ, ya que
cada sesién comenzaba con una presenta-
cion (a través de Zoom) de un adulto con
FQ que compartia el impacto que el tema
especifico de esa sesidn tenia en su vida, por
ejemplo, el cdncer de colon, la osteoporosis,
la diabetes, el embarazo y el parto.
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cancer de colon entre las personas con FQ
y los portadores de FQ, asi como nuestro

folleto de Recursos de asistencia al paciente.

CFRI también produce podcasts de audio y
video en espafiol centrados en aumentar la
concienciacidn sobre la FQ en la comunidad
hispana y latina, asi como grabaciones que
tratan temas importantes para todas las
personas con FQ, como los seguros, la
defensa de sus derechos, la salud mental
y el cancer, entre otros. Para ver los pod-
casts de audio y video del CFRI, visite:
www.youtube.com/@cfri.cureCF/ ocfri.
podbean.com/.

Ademds, CFRI se compromete a propor-
cionar apoyo en materia de salud mental y
momentos de conexién con la comunidad
a través de nueve grupos de apoyo men-
suales, incluido un grupo que ofrece infor-
macién y recursos directamente a la
comunidad hispana y latina, integramente
en espafiol. Para optimizar el apoyo a
quienes buscan tratamiento de salud
mental, CFRI también ofrece hasta seis

El programa identifica, formay conectaala
proxima generacién de proveedores de
atencién multidisciplinaria y lideres intel-
ectuales en el campo de la fibrosis quistica,
al tiempo que actda como catalizador de
actividades de investigacién innovadoras.
Los becarios quedaron profundamente
impresionados por su participacion en el
programa. Como escribié uno de ellos en
una evaluacidén posterior al simposio: «La
oportunidad de mantener un debate multi-
disciplinar en un entorno tan intimo fue
asombrosa. Sali de la conferencia con

sesiones de orientacién con un terapeuta
titulado en cualquier idioma. Vivir con
personas con FQ y apoyarlas puede suponer
un reto emocional, pero no tiene por qué
luchar en soledad. Para obtener mas in-
formacidn sobre estos recursos, visite la
pagina web en espafiol de CFRI en
www.cfri.org/recursos-cfri-espanol.

Si hay recursos adicionales que le gustaria
que se crearan, o si le interesa compartir su
historia como miembro de la comunidad
hispana y latina que vive con FQ, péngase
en contacto con cfri@cfri.org. Juntos,
podemos crear conciencia, compartir
experiencias y mejorar la calidad de vida
de todas las personas que viven con FQ.

" Dé gracias.
™ Dévida.

A

muchas ideas para futuras dreas de investi-
gacion, y no recuerdo la dltima vez que me
senti tan inspirado». Otro escribid: «Esta ha
sido realmente la oportunidad mds increible
y gratificante que he tenido en mi carrera».

Un elemento clave del impacto del progra-
ma es la asignacion de mentores del cuerpo
docente a los becarios, quienes generosa-
mente dedican su tiempo a proporcionarles
conocimientos y orientacién mientras los
becarios realizan actividades y nuevas lineas
de investigacion relacionadas con la aten-
cién de adultos con fibrosis quistica. Cada
aflo aumentard el nimero de médicos e
investigadores que participan en el Progra-
ma de formacién de becarios. Esta red
nacional, que representa mdltiples discipli-
nas, impulsara la investigacion critica al
tiempo que desarrollard modelos de aten-
cién mejorados para nuestra comunidad de
personas con fibrosis quistica que envejec-
en. Patrick Nash estaria muy orgulloso.

CFRI agradece a Vertex Pharmaceuticals

y a la familia de Patrick Nash por las
subvenciones y donaciones que han hecho
posible el programa 2025.
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Vision de CFRI
Encontrar una cura
para la fibrosis quistica
mientras se mejora
la calidad de vida de
la poblacién que
padece la FQ.

Visite nuestro sitio web:
www.cfri.org

para obtener mds informacién
sobre nosotros y sobre la

fibrosis quistica. cfri@cfri.org

Por su generoso apoyo a la
Comunidad CFRI, un

agradecimiento especial a:
AbbVie, Arna Pharma, Nestlé
Health Sciences, Vertex
Pharmaceuticals, y Viatris
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Vivir mas alla de lo excepcional
contintia desde la portada

equidad en la atencién médica, se esfuerza
por ser la voz de quienes a menudo no son
escuchados.

Mas alld de su dedicacidn a la atencién en
salud y a la defensa de los derechos, Jaelyn
encuentra la felicidad en disfrutar de las
experiencias de la vida y en aprovechar al
mdximo cada oportunidad, demostrando
que vivir con FQ no limita la capacidad de
perseguir pasiones ni de crear recuerdos

imborrables.

En la Conferencia nacional de educacidn
sobre la FQ 2025 del CFRI, Jaelyn compartid
su experiencia como joven que vive con
fibrosis quistica, una enfermedad rara que
se ve agravada por su escasa frecuencia
en su comunidad racial. Como mujer afro-
americana, Jaelyn Cooper representa a un
grupo de pacientes pequefio y a menudo
ignorado en la comunidad de la FQ. Su
trayectoria refleja los retos adicionales que
supone controlar una enfermedad crdnica
compleja mientras se navega por un siste-
ma de salud en el que persisten prejuicios

FECHA
El segundo

miércoles de cada
mes.

&3 TIEM

5PM hora del
pacifico

Visdanoy
CONOCIMIENTO

Y CONEXION

la comunidad virtual en espafiol de FQ de CFRI!

raciales, diferencias en la representaciény
una comprension limitada de la diversidad
en la atencién de la FQ.

Mas alla de las exigencias médicas de la
fibrosis quistica, Jaelyn destacd los retos
emocionales y sociales a los que se enfren-
t6 durante su infancia, adolescencia y edad
adulta, incluidas hospitalizaciones, altera-
ciones en su vida cotidiana y la carga
emocional de sentirse diferente y aislada.
También se encontré con momentos en los
que los prejuicios sobre su raza generaron
dudas y malentendidos adicionales sobre su
afeccidn, lo que le supuso retos innece-
sarios al recibir la atencién adecuada.

A pesar de estos obstaculos, la trayectoria
de Jaelyn refleja fuerza, perseveranciay
crecimiento. A través de la atencién contin-
ua, el apoyo y la autodefensa, sigue super-
ando retos y utilizando sus experiencias
para llamar la atencién sobre la importancia
de la equidad, la inclusién y la atencidn
culturalmente sensible en el manejo de la
fibrosis quistica.

Para ver la presentacién de Jaelyn en
YouTube, visite https://cfri.tiny.us/2p85f4ta
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Escuche a expertos en fibrosis

quistica sobre temas que van desde
atencion médica hasta nutricién y

bienestar mental.



