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Tο πρόγραμμα HIT-CF Europe ζχει ωσ ςκοπό να παρζχει νζεσ κεραπευτικζσ επιλογζσ  ςε άτομα με Κυςτικι Ίνωςθ 
(ΚΙ) με ιδιαίτερα ςπάνια γενετικά προφίλ. Το πρόγραμμα κα αξιολογιςει τθν αποτελεςματικότθτα και τθν 
αςφάλεια των υποψθφίων φαρμάκων που παρζχονται από τισ ςυνεργαηόμενεσ φαρμακευτικζσ εταιρείεσ ςε 
αςκενείσ που επιλζχκθκαν μζςω προκαταρκτικϊν εξετάςεων ςτο εργαςτιριο για τθ δθμιουργία μίνι-εντζρων, τα 
οποία ονομάηονται επίςθσ οργανοειδι. 

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

Ελπίηουμε να είςτε καλά και το 2022 να είναι μια νζα καλι αρχι για εςάσ και αυτοφσ που 

αγαπάτε. Είμαςτε πολφ χαροφμενοι γιατί με αυτό το πρϊτο  ενθμερωτικό δελτίο του ζτουσ, 

μποροφμε να ςασ δϊςουμε πιο εμπεριςτατωμζνεσ πλθροφορίεσ ςχετικά με τθν ζναρξθ τθσ 

κλινικισ δοκιμισ των φαρμάκων CHOICES, για τθν οποία οι ετοιμαςίεσ βρίςκονται ςε πλιρθ 

εξζλιξθ! Η εταιρεία FAIR είναι ςτθν παροφςα φάςθ απαςχολθμζνθ με τθ διαδικαςία τθσ 

μετατροπισ των πρϊτων υλϊν των φαρμάκων ςε χάπια και τθν ςυςκευαςία των χαπιϊν. Το 

καλοκαίρι αναμζνεται να ςυμπεριλάβουμε ςτο CHOICES τουσ πρϊτουσ ςυμμετζχοντεσ 

αςκενείσ.  

 
Ποιοί κα κλθκοφν να ςυμμετζχουν ςτθν κλινικι δοκιμι CHOICE; Και πότε;  

Πϊσ κα είναι θ κλινικι δοκιμι CHOICES; Τί να περιμζνω; 
Στο CHOICES κα δοκιμαςτεί μια τριπλι κεραπεία τροποποιθτϊν. Αποτελείται από ζναν ενιςχυτι (Dirocaftor), ζναν διορκωτι (Posenacaftor) 
και ζναν δεφτερο ενιςχυτι (Nesolicaftor). Αυτόσ ο τριπλόσ ςυνδυαςμόσ κα αυξιςει τον αρικμό των λειτουργικϊν CFTR καναλιϊν ςτθν 
επιφάνεια του κυττάρου. Το CHOICES είναι μια τυχαιοποιθμζνθ, διπλά-τυφλι, ελεγχόμενθ με εικονικό φάρμακο (placebo), 
διαςταυροφμενθ κλινικι μελζτθ. Τι ςθμαίνει αυτό; 
- Διπλά-τυφλι: αυτό ςθμαίνει ότι οφτε οι ςυμμετζχοντεσ αςκενείσ, οφτε θ ομάδα εργαςίασ (ιατροί, νοςθλευτζσ, τεχνικοί, κλπ),  γνωρίηουν 

αν ο ςυμμετζχων λαμβάνει το φάρμακο ι το placebo. Αυτό είναι ςθμαντικό για να εξαςφαλιςτοφν αμερόλθπτα αποτελζςματα. Μόνο ο 
ερευνθτισ, που αναλφει τα αποτελζςματα, κα γνωρίηει ποιόσ ςυμμετζχων πιρε τι και κα μπορεί να εξάγει ςυμπεράςματα.  

- Ελεγχόμενθ εικονικό φάρμακο (placebo): αυτό ςθμαίνει ότι το φάρμακο που δοκιμάηεται ςυγκρίνεται με το placebo. Αυτό κα επιτρζπει 
τθν εξαγωγι ολοκλθρωμζνων ςυμπεραςμάτων για τθν αποτελεςματικότθτα του υπό δοκιμι φαρμάκου.  

- Διαςταυροφμενθ: αυτό ςθμαίνει ότι όλοι οι ςυμμετζχοντεσ κα λαμβάνουν και το υπό δοκιμι φάρμακο και το placebo με τυχαία ςειρά. 
Μετά από ςυγκεκριμζνο χρονικό διάςτθμα οι ςυμμετζχοντεσ που αρχικά ζλαβαν το υπό δοκιμι φάρμακο κα αλλάηουν ςτο placebo και το 
αντίςτροφο. (δείτε το διάγραμμα ςτθν επόμενθ ςελίδα) 

Αυτι θ μελζτθ κα διαρκζςει ςυνολικά 42 εβδομάδεσ και κα αποτελείται από 3 περιόδουσ. Οι πρϊτεσ 2 περίοδοι κα διαρκζςουν 8 
εβδομάδεσ. Μεταξφ τθσ περιόδου 1 και 2, κα υπάρχει μια περίοδοσ διακοπισ λιξθσ του φαρμάκου διάρκειασ 8 εβδομάδων. Αυτι είναι θ 
λεγόμενθ διαςταυροφμενθ περίοδοσ όπου οι ςυμμετζχοντεσ αλλάηουν από το φάρμακο τθσ μελζτθσ ςτο εικονικό φάρμακο ι αντίςτροφα, και 
οι 8 εβδομάδεσ είναι απαραίτθτεσ για να διαςφαλιςτεί ότι δεν κα υπάρχει κακόλου φάρμακο ςτο ςϊμα των ςυμμετεχόντων αςκενϊν. Μετά 
τθν περίοδο 2 ακολουκεί αμζςωσ θ περίοδοσ 3, θ οποία διαρκεί 16 εβδομάδεσ και κα επιτρζψει ςτουσ ερευνθτζσ να βγάλουν 
μακροπρόκεςμα ςυμπεράςματα ςχετικά με το υπό δοκιμι φάρμακο τθσ μελζτθσ. 

Η επιλογι των αςκενϊν για το CHOICES ζχει γίνει ςυνοπτικά και βαςίηεται ςτθν ανταπόκριςθ των οργανοειδϊν των αςκενϊν. Συνολικά 52 
άτομα, των οποίων τα οργανοειδι καλλιεργικθκαν και ελζγχκθκαν, κα ςυμμετζχουν ςτο CHOICES. Μεταξφ αυτϊν κα περιλαμβάνονται  26 
άτομα «υψθλοί ανταποκριτζσ», των οποίων τα οργανοειδι ζδειξαν μεγάλθ ανταπόκριςθ ςτα φάρμακα. Αυτά τα άτομα επίςθσ αναμζνεται 
να δείξουν καλι κλινικι ανταπόκριςθ ςε αυτά τα φάρμακα. Επίςθσ κα ςυμμετζχουν ςτο CHOICES 26 άτομα με τυχαία επιλογι. Τα 
οργανοειδι αυτϊν των ατόμων εμφάνιςαν ποικίλεσ αντιδράςεισ ςτα φάρμακα  (και υψθλι και χαμθλι). Η ςυμπερίλθψι  τουσ ςτθν κλινικι 
δοκιμι είναι ςθμαντικι, κακϊσ κα επικυρϊςει το μοντζλο του οργανοειδοφσ για τθν πρόγνωςθ των φαρμάκων που δοκιμάηονται. Σε 
περίπτωςθ που προςκλθκείτε να ςυμμετζχετε ςτθ δοκιμι CHOICES, δεν κα ενθμερωκείτε για το πϊσ ανταποκρίκθκε ςτα φάρμακα το 
οργανοειδζσ ςασ. Αυτό ονομάηεται «τυφλι μελζτθ» και είναι ςθμαντικι ςτο να εξαςφαλίςει ότι τα αποτελζςματα των κλινικϊν είναι όςο το 
δυνατόν πιο αντικειμενικά. Αν επιλεχκείτε για το CHOICES, τα αποτζλεςματα τθσ ανταπόκριςθσ του οργανοειδοφσ ςασ κα ςασ 
γνωςτοποιθκοφν ςτο τζλοσ τθσ μελζτθσ. Η ομάδα HIT-CF ζχει ιδθ επικοινωνιςει με τoυσ φροντιςτζσ των αςκενϊν που ζχουν επιλεγεί. 
Αυτό ςθμαίνει ότι ο κεράπων ιατρόσ ςασ κα ςασ ενθμερϊςεισ τισ επόμενεσ εβδομάδεσ αν ζχετε επιλεχκεί ι όχι για να ςυμμετζχετε ςτο 
CHOICES. 

https://player.vimeo.com/video/249936556
http://www.hitcf.org/
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Η εξατομικευμζνθ ανταπόκριςθ των οργανοειδϊν ςτο Tezacaftor/Ivacaftor 
(Symkevi) κα γνωςτοποιθκεί 

Tαυτόχρονα με τισ δοκιμαηόμενα φάρμακα τθσ μελζτθσ, δοκιμάςτθκε ςτα οργανοειδι 
και το Tezacaftor/Ivacaftor (Symkevi). Η εξατομικευμζνθ ανταπόκριςθ των οργανοειδϊν 
ςτο Tezacaftor/Ivacaftor (Symkevi) κα γνωςτοποιθκεί ςτουσ ςυμμετζχοντεσ του 
προγράμματοσ HIT-CF που δεν είναι επιλζξιμοι για το CHOICES.  

Αυτό εξαρτάται από το κζντρο ΚΙ ςτο οποίο παρακολουκείςτε: κακϊσ μόνο 52 άτομα 
μποροφν να ςυμμετζχουν ςτο CHOICES, θ μελζτθ δεν κα πραγματοποιθκεί ταυτόχρονα 
ςε όλα τα κζντρα. Τα άτομα, που παρακολουκοφνται από κζντρα που παίρνουν μζροσ 
ςτθ μελζτθ CHOICES,  κα ενθμερωκοφν το φκινόπωρο αφοφ οριςτικοποιθκοφν τα 
ςυμπεράςματα τθσ μελζτθσ CHOICES. Αυτό γίνεται για να εξαςφαλιςτεί ότι οι εφεδρικοί 
υποψιφιοι από το κζντρο δεν γνωρίηουν τθν ανταπόκριςθ των οργανοειδϊν τουσ μζχρι 
να ξεκινιςει να διεξάγεται θ μελζτθ. Τα άτομα που παρακολουκοφνται ςε άλλα κζντρα 
κα πλθροφορθκοφν για τα ατομικά τουσ αποτελζςματα τισ επόμενεσ εβδομάδεσ.  

Η αναφορά με τα ατομικά ςασ αποτελζςματα κα περιζχει κι ζνα διάγραμμα (βλζπε 
αριςτερά) που κα δείχνει πϊσ ανταποκρίκθκαν τα οργανοειδι ςασ ςε ςφγκριςθ με τα 
οργανοειδι άλλων ςυμμετεχόντων ςτο πρόγραμμα HIT-CF. Το κάτω διάγραμμα  
ςυγκρίνει το αποτζλεςμα του οργανοειδοφσ ςασ με το αποτζλεςμα ενόσ ατόμου με 
διπλι μετάλλαξθ F508del. Ο γιατρόσ ςασ κα ςασ δϊςει περιςςότερεσ πλθροφορίεσ. Μθ 
διςτάςετε να ηθτιςετε περιςςότερεσ διευκρινίςεισ, εάν κάτι δεν ςασ είναι ςαφζσ! 
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Δεν είμαι επιλζξιμοσ-θ για το  CHOICES, ποιζσ είναι οι επιλογζσ μου;  
Είμαςτε ευτυχείσ διότι ζνασ νζοσ φαρμακευτικόσ ςυνεργάτθσ ςυμμετζχει ςτο πρόγραμμα HIT-CF. Όπωσ αναφζρκθκε ςτο προθγοφμενο 

ενθμερωτικό μασ δελτίο, αυτιν τθν άνοιξθ κα ξεκινιςει θ κλινικι μελζτθ Santhera’s Lonodelestat που κα ςυμμετζχουν άτομα, των 

οποίων τα οργανοειδι δεν εμφάνιςαν καμία ανταπόκριςθ ςτα υπό δοκιμι φάρμακα,. Στθν παροφςα φάςθ ςυντάςςεται το πρωτόκολλο 

τθσ μελζτθσ και τισ επόμενεσ εβδομάδεσ πρόκειται να ενθμερωκοφν τα κζντρα ΚΙ. Ο κεράπων ιατρόσ ςασ κα ςασ ενθμερϊςει για τισ 

πικανότθτεσ να ςυμμετζχετε!  

Επιπρόςκετα, θ ομάδα HIT-CF είναι ςε επικοινωνία με άλλεσ εταιρείεσ που ενδιαφζρονται να διεξάγουν μελζτεσ με τουσ ςυμμετζχοντεσ ςτο 

πρόγραμμα HIT-CF, όπου ςυμπεριλαμβάνονται και ζρευνεσ για γονιδιακζσ κεραπείεσ, ενϊ προςεχϊσ κα υπάρξουν περιςςότερεσ διακζςιμεσ 

πλθροφορίεσ. Τζλοσ, θ μελζτθ Eloxx  κα ξεκινιςει ςτα τζλθ του 2022 με αρχζσ του  2023. 

Κακϊσ πρόκειται για τυχαιοποιθμζνθ μελζτθ, ο 

υπολογιςτισ αποφαςίηει τυχαία ποιόσ κα ςυμμετζχει 

ςτθν 1θ ι 2θ φάςθ  τθσ κλινικισ δοκιμισ και κα 

λαμβάνει για  8 ι 24 εβδομάδεσ το υπό δοκιμι 

φάρμακο. Η ομάδα του HIT-CF υπολογίηει ότι κα 

χρειαςτοφν 12 επιςκζψεισ των αςκενϊν ςτο 

ερευνθτικό κζντρο ΚΙ, που κα ολοκλθρωκοφν από 5 

τθλεφωνικζσ κλιςεισ από τθν ερευνθτικι ομάδα. 

Σθμαντικό: άτομα που ζχουν μόνο «Χ» μεταλλάξεισ, δεν κα λάβουν εξατομικευμζνεσ ανταποκρίςεισ οργανοειδϊν, κακϊσ το 
Tezacaftor/Ivacaftor (Symkevi) δεν δοκιμάςτθκε ςτα οργανοειδι τουσ (δεν αναμενόταν καμία επίδραςθ). 

https://player.vimeo.com/video/249936556
http://www.hitcf.org/

