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Το πρόγραμμα HIT-CF Europe ςτοχεφει ςτθν παροχι νζων κεραπευτικϊν επιλογϊν ςε άτομα με Κυςτικι Ίνωςθ (ΚΙ) και 
εξαιρετικά ςπάνια γενετικά προφίλ. Το πρόγραμμα κα αξιολογιςει τθν αποτελεςματικότθτα και τθν αςφάλεια των 
υποψθφίων φαρμάκων που παρζχονται από τθν Eloxx Pharmaceuticals και τθν Proteostasis Therapeutics, Inc. (PTI) ςε 
αςκενείσ που επιλζχκθκαν μζςω προκαταρκτικϊν εξετάςεων ςτο εργαςτιριο για τθ δθμιουργία μίνι-εντζρων, τα οποία 
ονομάηονται επίςθσ οργανοειδι.   

Για να μάκετε περιςςότερα για το πρόγραμμα HIT-CF επιςκεφκείτε τθ ςελίδα  www.hitcf.org ι ςτείλτε email ςτθ διεφκυνςθ 
HITCF@umcutrecht.nl 
 

Ο πρώτοσ ζλεγχοσ των χθμικών ενώςεων τθσ Eloxx τελείωςε! 

Η δοκιμι CHOICES κα κακυςτεριςει μζχρι το τζλοσ του τρζχοντοσ ζτουσ 
Όπωσ ζχει αναφερκεί ςε προθγοφμενα ενθμερωτικά δελτία, θ ςυγχϊνευςθ τθσ Proteostasis (PTI) με τθ Yumanity Therapeutics προκαλεί 
ςοβαρζσ κακυςτεριςεισ ςτθν ζναρξθ τθσ δοκιμισ CHOICES, θ οποία αποτελεί τθν κλινικι δοκιμι ςτθν οποία οι ενϊςεισ PTI κα δοκοφν ςε 52 
άτομα με Κ.Ι. με βάςθ τθν απόκριςθ των οργανοειδϊν τουσ. Η ομάδα του HIT-CF εξετάηει επί του παρόντοσ τον καλφτερο τρόπο για να 
διατεκοφν οι ενϊςεισ PTI ςτουσ επιλεγμζνουσ αςκενείσ, αλλά είναι βζβαιο ότι αυτό δεν κα γίνει πριν το τζλοσ του τρζχοντοσ ζτουσ. Η ομάδα 
HIT-CF παραμζνει πλιρωσ δεςμευμζνθ να πραγματοποιιςει τθ δοκιμι CHOICES και να φζρει εισ πζρασ το πρόγραμμα HIT-CF  για τουσ 
αςκενείσ με ςπάνιεσ μεταλλάξεισ. 

Ζτοιμοι για γνωμοδότθςθ από τον Ευρωπαϊκό Οργανιςμό Φαρμάκων (ΕΜΑ) 

Δθμοςίευςθ μελζτθσ με ςυνεντεφξεισ αςκενών για τισ προοπτικζσ τθσ 
βιοτράπεηασ 
Όπωσ αναφζρκθκε ςτο προθγοφμενο ενθμερωτικό δελτίο, ζνασ άλλοσ ςτόχοσ του 
HIT-CF είναι να εγκαταςτιςει μια μόνιμθ βιοτράπεηα που κα περιζχει τα οργανοειδι 
που καλλιεργικθκαν για το τωρινό ζργο. Για να μάκουμε περιςςότερα ςχετικά με το 
πϊσ αιςκάνονται οι αςκενείσ με τθν αποκικευςθ και χριςθ των ιςτϊν τουσ για 
ζρευνα και ανάπτυξθ φαρμάκων, πϊσ αντιλαμβάνονται τισ ςυνκικεσ ιδιοκτθςίασ των 
ιςτϊν τουσ και ποιεσ είναι οι επικυμίεσ τουσ, ο ςυνεργάτθσ μασ Mike Lensink 
πραγματοποίθςε 17 ςυνεντεφξεισ ςε αςκενείσ με Κ.Ι. Τα ευριματά κα 
χρθςιμοποιθκοφν για τθν ενθμζρωςθ του θκικοφ πλαιςίου τθσ βιοτράπεηασ. 
Μπορείτε να διαβάςετε ολόκλθρο το άρκρο κάνοντασ κλικ ςτθν εικόνα αριςτερά. 

Είμαςτε ςτθν ευχάριςτθ κζςθ να ανακοινϊςουμε ότι οι ςυνεργάτεσ μασ ςτα εργαςτιρια 
ολοκλιρωςαν τθν πρϊτθ εξζταςθ των οργανοειδϊν με τισ χθμικζσ ενϊςεισ τθσ Eloxx. Ακόμα και ςε 
αυτό το πρϊιμο ςτάδιο είναι ςαφζσ ότι υπάρχουν άτομα με Κ.Ι. με ςπάνιεσ μεταλλάξεισ που 
ανταποκρίνονται ςτισ χθμικζσ ενϊςεισ τθσ Eloxx, κάτι που είναι υπζροχο. Αυτά τα αποτελζςματα κα 
επικυρωκοφν μζςω τθσ δευτερεφουςασ εξζταςθσ μετά από τθν οποία κα επιλεγοφν 26 άτομα για 
ςυμμετοχι ςε κλινικι δοκιμι με τισ χθμικζσ ενϊςεισ τθσ Eloxx. Αναμζνουμε να ξεκινιςει αυτι θ 
δοκιμι ςτισ αρχζσ του 2022. 

Ένασ από τουσ κφριουσ ςτόχουσ του HIT-CF είναι να γίνει αποδεκτι θ μζκοδοσ των οργανοειδϊν ωσ ζγκυρθ διαδικαςία για τθν 
ζγκριςθ χριςθσ εγκεκριμζνων φαρμάκων για τθν Κ.Ι. εκτόσ ενδείξεων, ζτςι ϊςτε τα άτομα με Κ.Ι. που φζρουν ςπάνιεσ 
μεταλλάξεισ να μποροφν επίςθσ να επωφελθκοφν από καινοτόμα φάρμακα με βάςθ τθν απόκριςθ του οργανοειδοφσ τουσ. Ένα 
ςθμαντικό βιμα προσ αυτιν τθν κατεφκυνςθ τθσ ευρείασ αποδοχισ είναι θ γνωμοδότθςθ του Ευρωπαϊκοφ Οργανιςμοφ 
Φαρμάκων (EMA), που κα πιςτοποιεί ότι θ μζκοδοσ είναι ζνασ λειτουργικόσ βιοδείκτθσ για τθ λειτουργία τθσ CFTR πρωτεΐνθσ. 
Η πιςτοποίθςθ είναι μια επιςτθμονικι γνωμοδότθςθ ποιότθτασ που υποςτθρίηει τθν εγκυρότθτα τθσ μεκόδου ςτθν 
αποτελεςματικότθτα των φαρμάκων για τθν Κ.Ι. Η ομάδα του HIT-CF ζχει εργαςτεί ςκλθρά για τθν προετοιμαςία του φακζλου 
που ςυνοδεφει το αίτθμά μασ και κα υποβλθκεί ςφντομα. Αναμζνουμε τθν απόφαςθ του ΕMA ςτισ αρχζσ του 2022. 
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