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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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fran tarmen ett laboratorium organoid medicinen till patienterna

Primara screeningen av Eloxx substans ar fardig!

Vi ar mycket glada 6ver att kunna meddela att vara medarbetare pa labbet ar fardiga
med den primara screeningen av organoider med Eloxx substans. Redan i detta tidiga
skede har man konstaterat att det finns personer, som har CF orsakade av en sallsynt ,
stoppmutation, som svarar pa Eloxx substans. Det dr goda nyheter! Resultaten kommer == ° .
nu att valideras genom en sekundar screening och darefter kommer 26 personer att
valjas ut for att delta i en klinisk provning med Eloxx preparat. Vi planerar att starta
studien i bérjan av 2022.

CHOICES forsenad till slutet av aret

Som vi kommunicerat i tidigare nyhetsbrev har sammanslagningen av PTI med Yumanity Therapeutics orsakat stora
forseningar vad galler starten av CHOICES, den kliniska provning dar substanser fran PTI ges till 52 personer med CF
baserat pa hur deras organoider svarat. HIT-CF-teamet undersdker for ndrvarande det basta sattet for PTI-lakemedlen att
na de utvalda patienterna. En 16sning pa det kommer inte att finnas fore slutet av detta ar. HIT-CF-teamet ar fortsatt fast
beslutna om att genomféra CHOICES och se till sa att HIT-CF blir en framgang for patienter med séllsynta mutationer.

Dokumentation fér att erhalla EMA Qualification Opinion dr framtaget

Ett av de viktigaste malen med HIT-CF &r att fa organoid-analysen accepterad som en giltig metod for att stodja off-label-
anvandning av godkanda CF-lakemedel, sa att personer med CF, som orsakas av en sédllsynt mutation, ocksa ska kunna ha
nytta av innovativa lakemedel baserat pa deras organoidsvar. Ett viktigt steg pa viagen mot en bred acceptans ar att
erhalla European Medicine’s Agency (EMA) Qualification Opinion (QO), om att analysen utgor en fungerande biomarkor
for CFTR-funktion. QO ar ett vetenskapligt rad och kan ge en “kvalitetsstimpel” som stoder att analysen ar kvalitetssakrad
och kan anvandas for att forutsdga ett lakemedels effekt vid CF. HIT-CF-teamet har arbetat hart for att férbereda den
dokumentation som kravs vid en ansdkan och den kommer snart att lamnas in. Ett beslut fran EMA forvantas i borjan av
2022.
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Som namnts i féregaende nyhetsbrev ar ett annat mal fér HIT-CF att skapa en
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demonstrated in the field of cystic fibrosis. However, storage and use of organoids has been associated
with ethical challenges and there is currently a lack of harmony in regulation and guidelines to govern
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the perspectives of patients as key stakeholders. Materials & methods: We conducted 17 semi-structured
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views on commercial involvement and transparency and control. Condlusion: Our study offers important
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Lay abstract: Organoids are living tissues that can be grown in a lab out of stem cell, which can replicate
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technology is promising for the treatment of cystic fibrosis. At the same, storing and using organoids raises

et e et gt vy v T meesson o rscone manoaen. ramverket och styrningen av HIT-CFs biobank. Du kan ldsa hela artikeln genom att

e high, ik s the sarae thme ey wansil S krove v Al crgarioks e nes. o ckiton, while
they did not feel the need to be directly involved in decisions about how their tissue is used, they valued kI|Cka pé b| Iden t| | I Vé nster

ongoing communication from biobanks about its activities.

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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