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Primära screeningen av Eloxx substans är färdig!
Vi är mycket glada över att kunna meddela att våra medarbetare på labbet är färdiga
med den primära screeningen av organoider med Eloxx substans. Redan i detta tidiga
skede har man konstaterat att det finns personer, som har CF orsakade av en sällsynt
stoppmutation, som svarar på Eloxx substans. Det är goda nyheter! Resultaten kommer
nu att valideras genom en sekundär screening och därefter kommer 26 personer att
väljas ut för att delta i en klinisk prövning med Eloxx preparat. Vi planerar att starta
studien i början av 2022.

CHOICES försenad till slutet av året
Som vi kommunicerat i tidigare nyhetsbrev har sammanslagningen av PTI med Yumanity Therapeutics orsakat stora
förseningar vad gäller starten av CHOICES, den kliniska prövning där substanser från PTI ges till 52 personer med CF
baserat på hur deras organoider svarat. HIT-CF-teamet undersöker för närvarande det bästa sättet för PTI-läkemedlen att
nå de utvalda patienterna. En lösning på det kommer inte att finnas före slutet av detta år. HIT-CF-teamet är fortsatt fast
beslutna om att genomföra CHOICES och se till så att HIT-CF blir en framgång för patienter med sällsynta mutationer.

Dokumentation för att erhålla EMA Qualification Opinion är framtaget
Ett av de viktigaste målen med HIT-CF är att få organoid-analysen accepterad som en giltig metod för att stödja off-label-
användning av godkända CF-läkemedel, så att personer med CF, som orsakas av en sällsynt mutation, också ska kunna ha
nytta av innovativa läkemedel baserat på deras organoidsvar. Ett viktigt steg på vägen mot en bred acceptans är att
erhålla European Medicine’s Agency (EMA) Qualification Opinion (QO), om att analysen utgör en fungerande biomarkör
för CFTR-funktion. QO är ett vetenskapligt råd och kan ge en ”kvalitetsstämpel” som stöder att analysen är kvalitetssäkrad
och kan användas för att förutsäga ett läkemedels effekt vid CF. HIT-CF-teamet har arbetat hårt för att förbereda den
dokumentation som krävs vid en ansökan och den kommer snart att lämnas in. Ett beslut från EMA förväntas i början av
2022.

Intervju-studie för att få personer med CFs perspektiv på 
en organoid-biobank publicerad
Som nämnts i föregående nyhetsbrev är ett annat mål för HIT-CF att skapa en
permanent biobank bestående av de organoider som odlats fram i projektet. För
att få mer kunskap om vad personer med CF tycker om att deras vävnad lagras
och används för forskning och läkemedelsutveckling av olika parter, hur de
uppfattar ägandet och vad deras önskemål är vad gäller återkoppling, genomförde
vår medarbetare inom etik, Mike, 17 semi-strukturerade intervjuer med personer
som har CF. Resultaten kommer att användas för att ge information till det etiska
ramverket och styrningen av HIT-CFs biobank. Du kan läsa hela artikeln genom att
klicka på bilden till vänster.

Projektet HIT-CF Europe har som mål att hitta nya behandlingsalternativ för personer med cystisk fibros 
(CF) och mycket sällsynta mutationer. Projektet kommer att utvärdera effekten och säkerheten hos 
läkemedelskandidater som tillhandahålls av Eloxx Pharmaceuticals och Proteostasis Therapeutics, Inc. 
(PTI) på patienter som valts ut genom preliminära tester i laboratoriet på deras minitarmar - även kallade 
organoider.
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