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Mars 2020 Europe

Projektet HIT-CF Europe har som mal att hitta nya behandlingsalternativ fér personer med cystisk fibros
(CF) och mycket sallsynta mutationer. Projektet kommer att utvardera effekten och sakerheten hos
lakemedelskandidater som tillhandahalls av Eloxx Pharmaceuticals och Proteostasis Therapeutics, Inc.
(PTI) pa patienter som valts ut genom preliminara tester i laboratoriet pa deras minintarmar - dven kallade
organoider.

Fas 1 & 2 av studien &dr klara och 502 patienter rekryterades fran olika delar av
Europa!

47 deltagande CF-center fran 16 lander i samverkan med

ECFS-Clinical Trial Network bidrog till den stora framgangen!
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Steg 2: Rektala biopsier samlades in fran 502 CF-patienter och skickades till Hubrecht
Odling av Organoid Technology (HUB, The Netherlands) for att bearbetas till organoider.
organoider Baserat pa givarens genotyp testas substanser fran PTI, Eloxx eller bada pd
organoiden vars respons pa ldkemedlet mats. Mars
2020

What are the next steps?

Steg 3: Organoider testas i 4 laboratorier: “the HUB” och universiteten
1= = jLeuven (Belgien), Utrecht (Nederldnderna) och Lissabon
“ei-=qy o= (Portugal). PTI-substanser testas fram till juni; screening av

organoider Eloxx substanser startar vintern 2020-2021.

Steg 4: Urval
for kliniska
provningar

Minst 50 deltagare viljs ut till PTI-studien och
de ska tacka ett spektrum av organoidsvar.

Varken patienter eller Iakare kommer Ett protokoll fér en dubbel-blind,
att kdnna till vem som svarat mycket, Steg 5: placebo-kontrollerad, crossover-
mittemmellan eller lite pa de olika Kliniska studie granskas nu av CTN.
substanserna eller vilket preparat varje proévningar Planerad start for PTI-studien ar
person far, forran studien ar slut. andra halvan av 2020.

Tidsplanen kan behéva justeras beroende pa utvecklingen och konsekvenserna av Covid-19 krisen.
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