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Dieses Projekt wird im Rahmen der Fördervereinbarung Nr. 755021 vom EU-Forschungs- und Innovationsprogramm Horizont 2020 gefördert.

Das Projekt HIT-CF Europe möchte Menschen mit Mukoviszidose (CF) und extrem seltenen genetischen Profilen 
neue Behandlungsmöglichkeiten bieten. Untersucht wird die Wirksamkeit und Sicherheit von Arzneimittel-
kandidaten der Hersteller Eloxx Pharmaceuticals und Proteostasis Therapeutics, Inc. (PTI) bei Patient:innen, die 
durch Voruntersuchungen im Labor an ihren Minidärmen – auch Organoide genannt – ausgewählt wurden.

Um mehr über das HIT-CF-Projekt zu erfahren, besuche www.hitcf.org oder schicke eine E-Mail an  HITCF@umcutrecht.nl

Primäres Screening des Eloxx-Medikaments an Organoiden abgeschlossen!
Erfreut können wir bekannt geben, dass unsere Mitarbeiter:innen in den Laboren das pri-
märe Screening der Organoide mit dem Wirkstoff der Firma Eloxx abgeschlossen haben.
Schon zu diesem frühen Zeitpunkt ist klar, dass Menschen mit durch seltene Stopp-Mu-
tationen verursachte Mukoviszidose auf das Eloxx-Medikament gut ansprechen, was eine
großartige Nachricht ist. Diese Ergebnisse werden nun durch ein zweites Screening nach
einer Auswahl von 26 Personen für die Teilnahme an einer klinischen Studie mit dem Eloxx-
Medikament validiert. Wir denken, dass wir diese Studie Anfang 2022 beginnen können.

Die Studie CHOICES verzögert sich bis Ende des Jahres
Wie wir bereits in früheren Newslettern mitteilen, kommt es durch die Fusion von PTI mit Yumanity Therapeutics zu starken
Verzögerungen beim Start der klinischen CHOICES-Studie, in der PTI-Präparate an 52 Menschen mit CF auf der Grundlage ihres
Organoid-Ansprechens verabreicht werden sollen. Das HIT-CF-Team prüft derzeit, wie die PTI-Medikamente am besten zu den
ausgewählten Patient:innen gelangen können. Dies wird nicht vor Ende dieses Jahres geschehen. Das HIT-CF-Team ist weiterhin
fest entschlossen, CHOICES durchzuführen und HIT-CF zu einem Erfolg für Patient:innen mit seltenen Mutationen zu machen.

Daten zur Erlangung der EMA Qualification Opinion für das Organoidmodell zusammengestellt
Eines der Hauptziele von HIT-CF ist es, dass der Organoid-Assay als sicherer Messwert zur Unterstützung des Off-Label-Einsatzes zu-
gelassener CF-Medikamente akzeptiert wird, damit auch Menschen mit seltenen CF-Mutationen von innovativen Medikamenten auf
Basis ihrer Organoid-Antwort profitieren können. Ein wichtiger Schritt auf dem Weg zu dieser breiten Akzeptanz ist der Erhalt der
Qualification Opinion (QO) der Europäischen Arzneimittelagentur (EMA), dass der Assay ein funktionaler Biomarker für die CFTR-
Funktion ist. Das QO ist ein wissenschaftlicher Rat und ein "Qualitätssiegel", das die Validität des Organoid-Assays bei der Vorhersage
der Wirksamkeit von Medikamenten bei CF unterstützt. Das HIT-CF-Team hat hart daran gearbeitet, das Konzept-Briefing-Paket zu
unserem Antrag vorzubereiten, und es wird bald eingereicht werden. Wir erwarten eine Entscheidung der EMA Anfang 2022.

Interviewstudie zu den Erwartungen von Menschen mit 
Mukoviszidose an Organoid-Biobanking veröffentlicht
Wie im letzten Newsletter erwähnt, ist ein weiteres Ziel von HIT-CF die Einrichtung einer
permanenten Biobank mit den Organoiden, die für das Projekt kultiviert wurden. Um mehr
darüber zu erfahren, wie Menschen mit CF darüber denken, dass ihr Gewebe gelagert und
von verschiedenen Parteien für die Forschung und Medikamentenentwicklung verwendet
wird, wie sie die Eigentumsverhältnisse wahrnehmen und welche Wünsche sie bezüglich
des Feedbacks haben, führte unser Ethik-Mitarbeiter Mike Lensink 17 teilstrukturierte
Interviews mit CF-Betroffenen durch. Seine Ergebnisse werden in den ethischen Rahmen
und die Organisation der HIT-CF-Biobank einfließen. Sie können den vollständigen Artikel
lesen, indem Sie auf das Bild auf der linken Seite klicken.

Wir entnehmen etwas 
Gewebe aus dem Darm

Dieses Gewebe wird im Labor 
kultiviert

Das Ergebnis ist ein 
Organoid

An diesem Organoid 
testen wir Arzneimittel

So bringen wir die passenden 
Arzneimittel zu Patient:innen
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