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Projektet HIT-CF Europe har som mal att hitta nya behandlingsalternativ for personer med cystisk fibros
(CF) och mycket sallsynta mutationer. Projektet kommer att utvardera effekten och siakerheten hos

HITGS
Europe

lakemedelskandidater som tillhandahalls av Eloxx Pharmaceuticals och Proteostasis Therapeutics, Inc.
(PTI) pa patienter som valts ut genom preliminara tester i laboratoriet pa deras minintarmar - aven kallade
organoider.

Mellan september 2018 och mars 2020 rekryterades 502 patienter,

vars organoider odlades, fran hela Europa!

-

En bit vavnad tas Vavnaden odlas i Resultatet dr en Pa organoiden testas Vi ger ratt medicin
fran tarmen ett laboratorium organoid medicinen till patienterna

Pa grund av Covid-19 pandemin och nddvandiga forsiktighetsatgarder for att stoppa spridningen
gjordes ett uppehall i testningen av mediciner fran mitten pa mars till slutet av maj.

Vad ar den nuvarande situationen?

Sedan slutet av maj, har testerna gradvis aterupptagits.
Baserat pa givarens genotyp testas lakemedelssubstanser fran
foretagen PTI, Eloxx eller bada, pa organoider vars svar pa
lakemedlet kommer att matas.

Screeningen av PTl-substanserna bor vara klar i slutet av 2020.
Minst 50 deltagare som tacker en rad organoidresponser

i b kommer att vdljas ut for PTI-studien. Darefter testas Eloxx-
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Spana in deltagarnas FAQ's pa HIT-CF website, eller skicka ett e-mail till HITCF@umcutrecht.nl

Kommer jag fa mer information om vilka
studieldkemedel som testats pa min organoid i labbet
och hur den svarade?

Vi skickar feedback om organoidtestresultaten. Manga
av de lakemedel som testats ar dock dnnu inte
tillgangliga for klinisk anvandning. Beroende pa deras
utvecklingsstatus kommer vi darfor inte alltid att kunna
dela informationen om ditt organoidrespons per
lakemedel. Tank ocksa pa att du kommer att fa denna
information forst efter att de kliniska studierna har
slutforts.

Tidigast i slutet av 2020, kommer PTI-studien att pabérjas:

dubbel-blind, placebo-kotrollerad, crossover-studie godkadnd av Clinical Trial
Network (CTN). Studien férvantas genomféras i 14 lander (se karta), men
det beror pa var studiedeltagarna finns.

Eloxx-studien: Efter sommaren skickas studieprotokollet for Eloxx-studien
till CTN.
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