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Le projet HIT-CF a pour objectif d’apporter des nouvelles options de traitements pour les personnes
atteintes de mucoviscidose avec un profil génétique ultra-rare. Lobjectif du projet est d’évaluer I'efficacité
et la sécurité de médicaments candidats proposés par Eloxx Pharmaceuticals et Proteostasis Therapeutics
Inc. (PTI) chez des patlents sélectionnés grace aux tests reallses en laboratoire sur leurs organoides.
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La phase de tests sur les organoides avec les composés Eloxx est termmee'
Nous sommes trés heureux d'annoncer que les tests en laboratoire sur les organoides - ]
avec un composé du laboratoire Eloxx sont finis. Méme a ce stade précoce, il est clair
que certains patients « muco » avec des mutations stop rares répondent au composé
Eloxx, ce qui est une excellente nouvelle. Ces résultats vont étre validés par d’autres
tests, aprés quoi 26 patients seront sélectionnés pour participer a un essai clinique,
avec le candidat-médicament Eloxx, qui est prévu de débuter d'ici le début de 2022.

L'essai clinigue CHOICES reporté a la fin de cette année

Comme nous l'avons communiqué précédemment, la fusion du laboratoire PTI avec Yumanity Therapeutics entraine des
retards importants dans le lancement de CHOICES, |'essai clinique dans lequel des composés PTI seront administrés a 52
patients « muco ». L'équipe HIT-CF étudie actuellement la meilleure fagon d’évaluer I'effet de ces candidats-médicaments
PTI chez les patients sélectionnés, mais il est certain que cela ne se fera pas avant la fin de cette année. Nous restons
pleinement engagés a mener a bien CHOICES et a faire de HIT-CF un succes pour les patients atteints de mutations rares.

Obtention de I'avis de qualification de I'EMA du modele de tests sur organoide

L'un des principaux objectifs de HIT-CF est de faire accepter le test sur organoide comme un modele de mesure valide
pour l'utilisation de traitements chez des patients non concernés par I'indication. Ainsi des patients « muco » avec des
mutations rares pourraient bénéficier de médicaments en fonction de la réponse aux tests de leur organoide. Une étape
importante sur la voie de cette large acceptation est I'obtention de I'avis de qualification (AQ) de I'Agence européenne
des médicaments (EMA) selon lequel le test sur organoide est un marqueur qui traduit le fonctionnement de CFTR. Le
dossier pour I'obtention de cet AQ, qui est un avis scientifique et un "label de qualité" qui confirmera la validité du test
sur organoide pour prédire |'efficacité des traitements, sera bient6t soumis. La réponse de I'EMA est attendu début 2022.

Mini-gut feelings: perspectives of people Publication d'une étude sur les perspectives des patients
with cystic fibrosis on the ethics and - . . .
governance of organoid biobanking « muco » en matiere de biobanque d'organoides

Michael A Lensink*'®, Sarah N Boers', Vincent A M Guimans™®, Karin R Jongsma*®
& Annelien L Bredenoord'®

Un autre objectif de HIT-CF est de mettre en place une biobanque permanente
R e .. contenant les organoides générés dans le cadre d’HIT-CF. Pour recueillir les avis
Alm: Organoid technology has enormous potential for precision medicine, as has recentl n . . . . .
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with ethical challenges and there is currently a lack of harmony in regulation and guidelines to govern

the rapid emergence of ‘organoid medicine’. Developing sound goverance demands incorporation of . . , P .
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insights for ethically robust governance of ‘organoid medicine’.
Loy st Ogenesre g st e groun s o ot en e o nrie | @nsink (chargé de I’éthique sur HIT-CF) a réalisé 17 entretiens avec des patients.
10 test the effectiveness of therapy for a specific patient (which is called precision medicine). Organoid

il oming forheestmentof st o 1 he e oo nd s S@g- conclusions seront utilisées pour définir le cadre éthique et la gouvernance de

ethical and practical challenges. In order to ensure that the interests of those who provide the cells are
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oongoing communication from biobanks about its activities.

Pour en savoir plus sur HIT-CF www.hitcf.org ou vous pouvez envoyer un mail a HITCF@umcutrecht.nl
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