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Eerste screening van Eloxx middelen op minidarmpjes gereed! 
We zijn heel blij om aan te kondigen dat onze medewerkers in de laboratoria de eerste 
screening van de minidarmpjes (organoïden) met de Eloxx-verbinding hebben 
afgerond. Zelfs in dit vroege stadium is het duidelijk dat er mensen zijn met CF 
veroorzaakt door zeldzame stopmutaties die reageren op het medicijn Eloxx, wat 
geweldig nieuws is. Deze resultaten worden nu bevestigd  via een tweede screening, 
waarna 26 mensen worden geselecteerd om deel te nemen aan een klinische studie 
met het Eloxx-medicijn. We verwachten deze proef begin 2022 te starten. 

CHOICES vertraagd tot eind van dit jaar  
Zoals we in eerdere nieuwsbrieven hebben gecommuniceerd, veroorzaakt de fusie van PTI met Yumanity Therapeutics 
ernstige vertragingen bij de start van CHOICES, de klinische proef waarin PTI-verbindingen zullen worden gegeven aan 52 
mensen met CF op basis van hun reactie in de minidarmpjes. Het HIT-CF-team onderzoekt momenteel de beste manier 
om de PTI-medicijnen bij de geselecteerde patiënten te krijgen, maar het is zeker dat dit niet voor het einde van dit jaar 
zal zijn. Het HIT-CF-team blijft zich volledig inzetten om CHOICES uit te voeren en van HIT-CF een succes te maken voor 
patiënten met een zeldzame mutaties. 

Dossier om EMA goedkeuring te krijgen voor testen minidarmpjes bij CF is gereed  
Een van de belangrijkste doelen van HIT-CF is dat de minidarmpjes-test wordt geaccepteerd als een geldige meting om 
off-label gebruik van goedgekeurde CF-medicijnen te ondersteunen, zodat mensen met CF veroorzaakt door zeldzame 
mutaties ook kunnen profiteren van innovatieve medicijnen op basis van hun reactie in minidarmpjes. Een belangrijke 
stap op weg naar die brede acceptatie, is het verkrijgen van het European Medicine’s Agency (EMA) Qualification Opinion 
(QO) dat de test een functionele biomarker is voor de CFTR-functie. De QO is een wetenschappelijk advies en ‘keurmerk’ 
dat de waarde (validiteit)van de minidarmpjes-test ondersteunt bij het voorspellen van de werkzaamheid van 
geneesmiddelen bij CF The Het HIT-CF-team heeft hard gewerkt om het dossier bij ons verzoek voor te bereiden en het zal 
binnenkort worden ingediend. We verwachten begin 2022 een beslissing van de EMA.. 

Interview studie naar het perspectief van mensen met 
CF     op organoiden biobanken gepubliceerd 
Zoals vermeld in de vorige nieuwsbrief, is een ander doel van HIT-CF om een 
permanente biobank te installeren met daarin de organoïden die voor het project 
zijn gekweekt. Om meer te weten te komen over hoe mensen met CF denken dat 
hun weefsel wordt opgeslagen en gebruikt voor onderzoek en 
geneesmiddelenontwikkeling door verschillende partijen, hoe zij eigendom zien 
en wat hun wensen zijn met betrekking tot feedback, heeft onze ethische 
medewerker Mike Lensink 17 semi-gestructureerde interviews met mensen met 
CF gehouden. Zijn bevindingen zullen worden gebruikt om het ethische kader en 
het bestuur van de HIT-CF biobank te informeren. U kunt het volledige artikel 
lezen door op de afbeelding aan de linkerkant te klikken. 

             Voor meer informatie over het  HIT-CF project, bezoek www.hitcf.org of stuur een  email naar HITCF@umcutrecht.nl 
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Het HIT-CF Europe-project heeft tot doel nieuwe behandelingsopties te bieden aan mensen met cystic 
fibrosis (CF) en ultra zeldzame mutaties. Het project zal de werkzaamheid en veiligheid evalueren van 
kandidaat-geneesmiddelen die worden geleverd door Eloxx Pharmaceuticals en Proteostasis 
Therapeutics, Inc. (PTI) bij  mensen  die zijn geselecteerd via tests met minidarmpjes in het laboratorium. 
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