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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 sdakerheten 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.
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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

: Hela HIT-CF teamet onskar dig ett Gott Nytt Ar. 2020 6verraskade oss med exceptionella
utmaningar som vi forsokte hantera pa basta mojiga satt. Vi hoppas att vi lyckades halla dig
informerad och visa att vi ar hogst motiverade att se till sa att HIT-CF Europe blir en
framgang. Var hogsta 6nskan ar att 2021 ger karlek, gladje och lycka till alla med CF, deras
familjer och vanner samt deras CF-team. Vi hopas ocksa att de kliniska provningarna kan
genomforas under aret for att fa fram revolutionerande mediciner till personer med CF och
mycket sallsynta mutationer.

HAPPY NEW YEAR

Mindre &n ett ar efter att ha slutfort rekryteringen av 502 personer med CF orsakad av
sallsynta mutationer, och trots COVID-19-pandemin som tvingade oss att (tillfalligt) PTI
stanga vara forskningsanlaggningar, kunde vi avsluta bade den priméara och sekundéra
screening med PTI-substanser pa organoiderna. Den forsta och den andra screeningen
stamde mycket val 6verens vilket understryker tillforlitligheten av resultaten.

Vi ar ocksa mycket glada 6ver att kunna meddela att flera organoider fran deltagarna i HIT-CF har svarat bra pa PTI CFTR-
modulatorerna. Under de kommande veckorna kommer svaren att rankas for att se vilka 26 organoider som svarat
starkast. De CF-center, dit nagon av dessa 26 personer hor, kommer att kontaktas for att forbereda den kliniska
prévningen med dessa substanserna. Den studien kallas CHOICES. Vi kommer ocksa titta pa 26 personers vars svar visade

olika svar pa lakemedlen och deras CF-center kommer ocksa att kontaktas. Under tiden har vi paborjat screeningfasen av
HIT-CF teamet har en kontinuerlig kontakt med Yumanity for att sdkerstalla att HIT-CF

innehaller organoiderna fran personer med CF orsakade av sallsynta mutationer. Biobanken

Att lagra din organoid i en biobank, som kan anvandas efter det att HIT-CF ar avslutat, ar frivilligt och innebér att du

Eloxx-medicinen, som gar framat.

- T | nyhetsbrevet fran oktober informerade vi om vad som sker med Proteostasis, ett av

... ‘ projektet kan ga vidare till nasta fas sa smidigt som mojligt. Trots det &r en viss fordrojning
oundviklig och Vocid-19 pademin ar fortfarande en utmaning. Vi raknar med att kunna starta

ska finnas kvar till forfogande dven efter det att HIT-CF har avslutats. Under de senaste

manaderna ha intervjuer genomférts med de personer som donerat sin tarmvavnad for att

behover signera ytterligare ett informerat samtycke. Alla deltagare i HIT-CF kommer sa smaningom att kontaktas

personligen for att fa mer information om biobanken och méjlighet att underteckna samtycket.
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klar
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ldkemedelsféretagen som tillhandahaller substanser i HIT-CF. | december 2020, slogs PTI
E CHOICES senare i var.
ta reda pa deras asikter och tankar kring en mer permanent biobank.

samman med Yumanity Therapeutics, som nu ar den formella dgaren av deras CF-portfol;.
Ett viktigt mal for HIT-CF projektet ar att uppratta en biobank for precisionsmedicin som
HIT-CF teamet undersoker nu adekvata modeller som uppfyller alla lagar och regler for en sddan biobank av organoider.

To learn more about the HIT-CF project, visit www.hitcf.org or send an e-mail to HITCF@umcutrecht.nl
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