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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. 

Όλθ θ ομάδα του HIT-CF κα ικελε να ςασ ευχθκεί καλι χρονιά. Το 2020 μασ εξζπλθξε με 
πρωτοφανείσ προκλιςεισ, τισ οποίεσ προςπακιςαμε να αντιμετωπίςουμε με τισ καλφτερεσ 
δυνατότθτεσ. Ελπίηουμε ότι καταφζραμε να ςασ κρατιςουμε ενθμερωμζνουσ και να ςασ δείξουμε 
ότι εξακολουκοφμε να ζχουμε υψθλά κίνθτρα για να κάνουμε το HIT-CF Europe επιτυχθμζνο. Η 
μεγαλφτερθ επικυμία μασ είναι το 2021 να φζρει αγάπθ, χαρά και ευτυχία ςε όλα τα άτομα με ΚΙ, 
τθν οικογζνεια και τουσ φίλουσ τουσ, και τισ ομάδεσ ΚΙ που τα φροντίηουν. Ελπίηουμε επίςθσ οι 
κλινικζσ δοκιμζσ να μποροφν να εκτελεςτοφν κατά το προςεχζσ ζτοσ, προκειμζνου να φζρουν 
επαναςτατικά φάρμακα ςε άτομα με ΚΙ με (εξαιρετικά) ςπάνιεσ μεταλλάξεισ. 

Για περιςςότερεσ πληροφορίεσ για το πρόγραμμα HIT-CF επιςκεφτείτε www.hitcf.org ή ςτείλτε e-mail HITCF@umcutrecht.nl 

Ζλεγχοσ PTI  
ολοκλθρϊκθκε 

Σε λιγότερο από ζνα χρόνο μετά τθν ολοκλιρωςθ τθσ ςυμμετοχισ 502 ατόμων με ΚΙ με 
ςπάνιεσ μεταλλάξεισ και παρά τθν πανδθμία COVID-19 που μασ ανάγκαςε (προςωρινά) να 
κλείςουμε τισ ερευνθτικζσ εγκαταςτάςεισ μασ, καταφζραμε να ολοκλθρϊςουμε τόςο τον 
πρωτογενι όςο και τον δευτερογενι ζλεγχο των ενϊςεων PTI ςτα οργανοειδι. Υπιρξε 
εξαιρετικι ςυμφωνία μεταξφ του πρϊτου και του δεφτερου ελζγχου, θ οποία 
υπογραμμίηει ζντονα τθν αξιοπιςτία των αποτελεςμάτων. Επιπλζον, με χαρά ςασ   
ανακοινϊνουμε ότι ζνασ αρικμόσ οργανοειδϊν από ςυμμετζχοντεσ ςτο HIT-CF ανταποκρίνεται αρκετά καλά ςτουσ PTI CFTR 
διαμορφωτζσ. Τισ επόμενεσ εβδομάδεσ, κα ταξινομθκοφν οι ανταποκρίςεισ ςτα φάρμακα και κα προςεγγιςτοφν τα κζντρα ΚΙ με 
τισ 26 υψθλότερεσ ανταποκρίςεισ ςτα φάρμακα, ϊςτε να προετοιμαςτοφν για τθν κλινικι δοκιμι. Αυτι θ δοκιμι ονομάηεται 
CHOICES. Θα προςεγγίςουμε επίςθσ τα κζντρα ΚΙ των 26 ατόμων, των οποίων τα οργανοειδι ζδειξαν μια ποικιλία 
ανταποκρίςεων ςτα φάρμακα. Ταυτόχρονα, ξεκινιςαμε επίςθσ τθ φάςθ διαλογισ του φαρμάκου Eloxx, θ οποία εξελίςςεται 
καλά. 

 
 

Στο ενθμερωτικό δελτίο του Οκτωβρίου, ςασ ζχουμε ιδθ ενθμερϊςει για τισ εξελίξεισ ςτθν 
Proteostasis, μία από τισ φαρμακευτικζσ εταιρείεσ που παρζχουν φάρμακα για το HIT-CF. Τον 
Δεκζμβριο του 2020, θ PTI ςυγχωνεφτθκε με τθν Yumanity Therapeutics, που είναι πλζον ο 
επίςθμοσ ιδιοκτιτθσ του χαρτοφυλακίου ΚΙ. Η ομάδα HIT-CF ζχει μόνιμθ ςφνδεςθ με τθν 
Yumanity για να διαςφαλίςει ότι το HIT-CF μπορεί να περάςει ςτθν επόμενθ φάςθ όςο το 
δυνατόν πιο ομαλά. Ωςτόςο, κάποια κακυςτζρθςθ είναι αναπόφευκτθ κακϊσ θ πανδθμία Covid-
19 παραμζνει ωσ μεγάλθ πρόκλθςθ. Αναμζνουμε τθν ζναρξθ του CHOICES ςτο τζλοσ τθσ άνοιξθσ. 

Ζνασ ςθμαντικόσ ςτόχοσ του προγράμματοσ HIT-CF είναι θ δθμιουργία βιολογικισ τράπεηασ για 
φάρμακα ακριβείασ (εξατομικευμζνθ κεραπεία), που κα περιζχει τα οργανοειδι από άτομα με 
ΚΙ με ςπάνιεσ μεταλλάξεισ και κα παραμείνει ςτθ διάκεςθ τθσ ευρφτερθσ κοινότθτασ μετά τθ 
λιξθ του HIT-CF. Κατά τθ διάρκεια των τελευταίων μθνϊν πραγματοποιικθκαν ςυνεντεφξεισ με 
άτομα με ΚΙ που ζχουν δωρίςει εντερικό ιςτό, για να μάκουμε περιςςότερα ςχετικά με τισ 
απόψεισ και τισ προτιμιςεισ τουσ ςχετικά με τθ δθμιουργία μιασ μόνιμθσ βιολογικισ τράπεηασ. 
Τϊρα θ ομάδα του HIT-CF εξετάηει τα  επαρκι κεςμικά πλαίςια για τισ βιολογικζσ τράπεηεσ. 
Η αποκικευςθ του οργανοειδοφσ ςασ ςε μια βιολογικι τράπεηα που παραμζνει ενεργι μετά τθ λιξθ του HIT-CF είναι 
προαιρετικι και προχποκζτει τθν υπογραφι μιασ επιπρόςκετθσ ενθμερωμζνθσ φόρμασ ςυγκατάκεςθσ. Όλοι οι ςυμμετζχοντεσ 
ςτο HIT-CF κα ενθμερωκοφν προςωπικά για αναλυτικζσ πλθροφορίεσ ςχετικά με τθ βιολογικι τράπεηα και κα ζχουν τθν 
ευκαιρία να υπογράψουν τθν επιπρόςκετθ ενθμερωμζνθ φόρμα ςυγκατάκεςθσ όταν ζρκει θ ϊρα. 
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