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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 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 minitarmar - dven kallade
organoider.

;TESTING IN E
o- e- o- 0 firronio-
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Meddelande fran professor Kors van der Ent, barn- och CF-ldkare pa
UMC Utrecht, Nederlanderna, och ansvarig provare for HIT-CF
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; ~ Nyheten om att Proteostasis (PTI, ett av de ldkemedelsféretag som tillhandahaller en substans for HIT-
CF) gar samman med Yumanity och forseningar som orsakats av Covid-19 har lett till oro 6ver
j .\ utvecklingen och genomférandet av HIT-CF, sarskilt CHOICES-studien (= studien med PT-substanser).

Som tur var avslutades den del av studien da organoider samlades in, precis innan pandemin brét ut. Med nagra mindre
forseningar, kunde laboratorierna fortsatta med screeningen. Vi raknar med att alla organoider kommer att screenas
med PTl-substanser i november och att vi kan fortsatta screening med Eloxx-substanser efter det. Fran borjan var planen
att gora en placebo-kontrollerad 8-veckor cross-over studie med bade PTI- och Eloxx-substanser. Innan pandemins
utbrott 6nskade PTI att den andra delen av cross-over studien skulle utékas med en 16-veckors férlangningsperiod for att
samla in data kring sdkerheten i totalt 24 veckor. Vi tyckte det var ett bra upplagg och kom éverens om det.

Sammanslagningen har paverkat PTI och deras mojlighet att bidra till studien just nu. Vi var tvungna att ta bort
forlangningsperioden pa 16 veckor igen och den del som kallas “open label access” efter studien &r osdker i nulaget. For
narvarande har vi en 6verenskommelse med PTl som gor att HIT-CF genomfors enligt den ursprungliga planen och vi ser
det som vart gemensamma ansvar och hogsta prioritet att gora lakemedlen tillgdngliga for patienter om CHOICES-studien
uppvisar positiva resultat. Vi kommer inom kort att Iamna in ansokan till lokala etikprévningsnamnder och beroende pa
hur pandemin utvecklas, hoppas vi att vi kan inkludera patienter att par manader efter det.

Aven det kliniska program som pagar fér Eloxx har férdrojts. Foretaget behéver gora klart en fas ll-studie fér att komma
fram till vilken dos som ska anvandas, innan vi kan starta Eloxx HIT-CF. Foretaget forvantar sig for narvarande att det
kommer att bli sommaren 2021.

Vi har alla tvingats hantera dessa extrema tider. Konsortiet ar mycket motiverat att géra HIT-CF till en framgang for
patienter med ovanliga mutationer. Om du har specifika fragor, tveka inte att kontakta oss sa forsoker vi besvara dem sa

bra vi kan.
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North American CF Conference. Du kan se férelasningen har.

V" Konsortiet publicerade nyligen sitt protokoll for tillampning, standardisering och validering
av den metod de anvant for att fa fram organoider, framtagna med hjalp av biopsier fran
kolon hos personer med CF, och fa dem att svélla med hjalp av forskolin. Publikationen
syftar till att standardisera metoderna for att sdkerstalla hog reproducerbarhet och korrekt
tolkning av resultat hos olika laboratorier och gora det mojligt for andra forskare att ocksa -
genomfora funktionella experiment med organoider. o

~CE \ eq;.s (&eorzcsisny Y HUB ORGANOIDS A éﬁgﬁgl C | Gigneias %?J:%umcuuecm ELO W™ vy PROTEOSTASIS
uroge * * - Eloxx Pharn utical:

This project has received funding f the European Union’s Horizon 2020 research and innovation programme under grant agreement No 755021


https://player.vimeo.com/video/249936556
https://www.hitcf.org/news/events-conferences/
https://star-protocols.cell.com/protocols/72
https://star-protocols.cell.com/protocols/72

