Newsletter HIT-CF Europe
Abril 2021

El proyecto HIT-CF Europe tiene como objetivo proporcionar nuevas opciones de tratamiento a personas con fibrosis
quistica (FQ) y perfiles genéticos ultrararos. El proyecto evaluara la eficacia y seguridad de los candidatos a farmacos

proporcionados por Eloxx Pharmaceuticals y Proteostasis Therapeutics, Inc. (PTI) en pacientes seleccionados a través
de pruebas preliminares en el laboratorio en sus mini-intestinos, también llamados organoides.
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Tomamos una muestra El tejido se cultiva El resultado es un organoide En este organoide probamos Y llevamos el tratamiento
de tejido del intestino en el laboratorio tratamientos correcto a los pacientes

iTerminado el cribado primario del compuesto de Eloxx en organoides!

Estamos muy contentos de anunciar que nuestros colaboradores en los laboratorios
finalizaron el cribado primario de los organoides con el compuesto de Eloxx. Incluso en esta
etapa temprana, estd claro que hay personas con FQ causada por mutaciones raras que
responden al medicamento Eloxx, lo cual es una gran noticia. Estos resultados ahora se
validaran a través de un cribado secundario, después del cual se seleccionardn 26 personas
para participar en un ensayo clinico con el medicamento de Eloxx. Prevemos comenzar esta
prueba a principios de 2022.

CHOICES retrasado hasta finales de este afio

Como comunicamos en boletines anteriores, la fusion de PTI con Yumanity Therapeutics esta provocando graves retrasos en el
lanzamiento de CHOICES, el ensayo clinico en el que se administraran compuestos de PTl a 52 personas con FQ en funcion de la
respuesta de sus organoides. El equipo de HIT-CF estd estudiando actualmente la mejor manera de hacer llegar los
medicamentos PTl a los pacientes seleccionados, pero no serda antes de finales de este afio. El equipo de HIT-CF sigue
plenamente comprometido con llevar a cabo CHOICES y hacer de HIT-CF un éxito para los pacientes con mutaciones raras.

Informacion lista para obtener la opinion de la EMA sobre el modelo organoide

Uno de los principales objetivos de HIT-CF es que el ensayo organoide sea aceptado como una medida valida para respaldar el
uso no autorizado de medicamentos para la FQ aprobados, de modo que las personas con FQ causada por mutaciones raras
también puedan beneficiarse de farmacos innovadores basados en la respuesta de su organoide. Un paso importante en el
camino hacia esa amplia aceptacion es obtener la Opinidn de Calificacion (QO) de la Agencia Europea del Medicamento (EMA)
de que el ensayo es un biomarcador funcional para la funciéon CFTR. El QO es un consejo cientifico y una "marca de calidad" que
respalda la validez del ensayo de los organoides para predecir la eficacia de los farmacos en la FQ. El equipo de HIT-CF ha
trabajado arduamente para preparar el paquete de informacién conceptual que acompafia a nuestra solicitud y pronto se
enviara. Esperamos una decisién de la EMA a principios de 2022.
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ongoing communication from biobanks about its activities.

Para obtener mas informacion sobre el proyecto HIT-CF, visite www.hitcf.org o envie un correo electrénico a HITCF@umcutrecht.nl
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