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Das Projekt HIT-CF Europe zielt darauf ab, Menschen mit Mukoviszidose (CF) und extrem seltenen genetischen
Profilen neue Behandlungsmaglichkeiten zu bieten. Das Projekt untersucht die Wirksamkeit und Sicherheit von
Arzneimittelkandidaten der Hersteller Eloxx Pharmaceuticals und Proteostasis Therapeutics, Inc. (PTI) bei Patienten,
die durch Voruntersuchungen im Labor an ihren Miniddarmen - auch Organoide genannt - ausgewahlt wurden.

Phase 1 & 2 abgeschlossen mit der Rekrutierung von 502 Patienten aus ganz Europa!
47 teilnehmende CF-Zentren aus 16 Landern haben in Zusammen- : 5
arbeit mit dem ECFS-CTN zu diesem groRen Erfolg beigetragen!
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. Rektalbiopsien von 502 CF-Patienten wurden gesammelt und zur Verarbeitung
Schritt 2: zu Organoiden an die Hubrecht Organoid Technology (HUB, Niederlande)
Anzucht'der geschickt. Auf der Grundlage des Genotyps des Spenders werden PTI-
Organoide Substanzen, Eloxx-Substanzen oder beides an den Organoiden getestet,

deren Reaktion auf das Medikament gemessen werden soll.
Was sind die nachsten Schritte?

Schritt 3: Organoide werden in vier Labors getestet: an den Universitaten
Medikamen- HUB, Leuven (Belgien), Utrecht (Niederlande) und Lissabon

tentest an (Portugal). PTI-Verbindungen werden bis Juni getestet; das
Organoiden Screening von Eloxx-Verbindungen soll Winter 2020/21 starten.
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Weder Patienten n9ch Arzte werden bis Schritt 5: Iierte§ Crossover-_l_’rotokf?ll, dgs
zum Ende der Studie wissen, wer hoch-, derzeit vom CTN uberpriift wird.

mittel- oder niedriggradig anspricht und Studi Der Beginn der PTI-Studie ist fiir
welches Praparat jede Person einnimmt. tudien die zweite Halfte des Jahres 2020
geplant.

Je nach der Entwicklung und den Folgen der Covid-19-Krise muss der Zeitplan méglicherweise angepasst werden.

~C ‘ eq;.s (% B otecksugsicy h ubg:? A éﬁglljcsal kuLeuven || [od Kk i:‘(j‘} umcueche ELO*% vl PROTEOSTASIS
Europe * * - —~ o i o

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