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HIT-CF Europe layihasi, kistik fibroz (CF) va nadir mutasiyayadan aziyyat ¢akan insanlar liglin daha yaxsi
mualicani tamin etmayi hadaflayir. Layiha ¢argivasinds, Eloxx Pharmaceuticals and Proteostasis
Therapeutics, Inc. (PTI) tarafindan laboratoriyada mini bagirsaglarda (organoidlar) laboratoriyalarda ilkin

testlar yolu ila segilmis xastalarda tagdim olunan darman namizadlarinin effektivliyini va tahliikasizliyini
giymatlandiracakdir..
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Bagirsaqdan bir az toxuma Bu toxuma laboratoriyada Natice bir orqanoiddir Bu organoidde dermaniari Va xestelars diizgiin
alirng akilir test edirik dermanlan gatiririk

Organoidlar tizarinda Eloxx darmaninin asas skriningi bitdi!!
Laboratoriyalardaki amakdaslarimizin Eloxx ila organoidlarin ilkin miiayinasini basa
catdirdiglarini elan etmakdan ¢ox mamnunug. Bu erkan marhalada bels, Eloxx
darmanina nadir mutasiyalardan aziyyat ¢akan CF xastalarinin reaksiya vermasi gozal
gostaricidir. Bu naticalarin asasinda Eloxx darmani ila klinik bir sinagda istirak etmak
Uglin 26 nafar secilacak. Bu sinaglara 2022-ci ilin avvalina gadar baslamagi gozlayirik.

SECIMLOR bu ilin sonuna gadar taxira salindi

Daha avvalki biilletenlarda xabar verdiyimiz kimi, PTI-nin Yumanity Therapeutics ila birlasmasi PTI darmanlarinin organoid
reaksiyasina asasan CF olan 52 nafarin istirak edacayi kliniki sinaq tclin olan SECIMLORIN-in baslangicinda ciddi
gecikmalara sabab olur. HIT-CF qrupu hazirda PTI darmanlarini segilmis xastalara ¢atdirmaq Uglin an yaxsi yolu axtarir,
ancaq bunun bu ilin sonuna gadsr olmayacagi dagiqdir. HIT-CF komandasi SECMOLORI hayata kegirmak va HIT-CF-ni nadir
mutasiyadan aziyyat ¢akan xastalar li¢lin ugurlu etmaya hamisa hazirdir .

Organoid modelinin EMA Kvalifikasiya Rayini almaq ligiin brifinq paketi hazirdir
HIT-CF-nin an bdyik hadaflarindan biri, tasdiglanmis CF darmanlarinin tayinatindan asilli olmadan istifadasini dastaklamak
Uglin organoid analizinin etibarh bir Gsul olaraq gabul edilmasidir, belalikla nadir mutasiyalardan aziyyat ¢akan va CF olan
insanlarin organoidlarina asaslanan yeni dermanlardan da faydalana bilarlar. Daha Genis gabul edilan an mihim addim,
analizin CFTR funksiyasinin funksional bir biomarkeri oldugu barada Avropa Tibb Agentliyindan (EMA) bir Kvalifikasiya
Rayinin (QO) almasidir. QO - CF {i¢ciin darman effektivliyini prognozlasdirmaqgda organoid analizini tasdiglayan elmi tévsiya
va keyfiyyat méhuridir. HIT-CF komandasi, istaklarimizi misayiat edacak bir konsepsiya malumat paketi hazirlamaq dgtin
cox calisdi va gisa middat arzinda taqdim edilacayi distnilir. EMA-nin gararini 2022-ci ilin avvalinda gozlayirik.
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ovvalki billetenda geyd edildiyi kimi, HIT-CF-nin bir basga hadafi da proyekt ligiin
becarilan organoidlarin toplanmasi li¢lin daimi bir biobanki yaratmaqdir. CF
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views on commercial involvement and transparency and control. Condlusion: Our study offers important
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ongoing communication from biobanks about its activities.

HIT-CF layihasi haqqinda daha ¢ox malumat iiglin www.hitcf.org saytini ziyarat edin va ya HITCF@umcutrecht.nl
elektron pogt linvanina yazin.
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