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Το πρόγραμμα χρθματοδοτείται από το European Union’s Horizon 2020 πρόγραμμα ζρευνασ και καινοτόμιασ με ςυμφωνία δωρεάσ  No 755021 

Το πρόγραμμα HIT-CF Europe ςτοχεφει ςτθν παροχι νζων κεραπευτικϊν επιλογϊν ςε άτομα με κυςτικι ίνωςθ (ΚΙ) 
και εξαιρετικά ςπάνια γενετικά προφίλ. Το ζργο κα αξιολογιςει τθν αποτελεςματικότθτα και τθν αςφάλεια των 
υποψιφιων φαρμάκων που παρζχονται από ςυνεργαηόμενεσ φαρμακευτικζσ εταιρείεσ ςε αςκενείσ που ζχουν 
επιλεγεί μζςω προκαταρκτικϊν δοκιμϊν ςτο εργαςτιριο ςτα μίνι ζντερά τουσ - που ονομάηονται οργανοειδι. 

Για να μάκετε περιςςότερα ςχετικά με το HIT-CF, επιςκεφκείτε το  www.hitcf.org  ι ςτείλτε e-mail ςτο HITCF@umcutrecht.nl 
 

Χωρίσ νζα εδϊ και καιρό 

Βιοψία ορκοφ Οργανοειδι εντζρου Δοκιμζσ φαρμάκων/επιλογι 
ανταποκριτϊν 

Εξαιρετικά ςπάνιεσ 
μεταλλάξεισ 

Κλινικι δοκιμι 

Ζχει περάςει πολφσ καιρόσ από το τελευταίο ενθμερωτικό δελτίο του προγράμματοσ  
HIT-CF. Δεν μπορζςαμε να ςασ ενθμερϊςουμε νωρίτερα, κακϊσ υπιρχαν κάποια 
ηθτιματα. Πολλά ςυνζβθςαν όμωσ ςτο παραςκινιο και κάποια κρίςιμα ηθτιματα ζχουν 
ξεκακαρίςει τϊρα και κζλουμε να μοιραςτοφμε τισ νζεσ προοπτικζσ με όλουσ εςάσ. 

Στο προθγοφμενο ενθμερωτικό μασ δελτίο, ςασ ενθμερϊςαμε για τισ πολλζσ κακυςτεριςεισ που αντιμετϊπιςε το ζργο. Λόγω 
τθσ πανδθμίασ του Covid-19, πολλζσ εργαςίεσ κακυςτζρθςαν προςωρινά ι ςταμάτθςαν. Οριςμζνοι από τουσ ςυνεργαηόμενουσ 
φαρμακευτικοφσ εταίρουσ του προγράμματοσ αναγκάςτθκαν να αναςτείλουν τθν ανάπτυξθ φαρμάκων ι ακόμθ και να 
ςταματιςουν εντελϊσ λόγω ζλλειψθσ επενδφςεων. Οι πολλά υποςχόμενεσ ενϊςεισ τροποποίθςθσ τθσ ελαττωματικισ CFTR 
πρωτεϊνθσ που αναπτφχκθκαν από τθν Proteostasis Therapeutics κινδφνευαν να χακοφν και χρειάςτθκε να δθμιουργθκεί μια 
νζα εταιρεία (Fair Therapeutics) για να τισ εξαςφαλίςει. Αυτι θ νζα εταιρεία ζπρεπε επίςθσ να προςελκφςει κατάλλθλεσ 
επενδφςεισ. Επιπλζον, τον Νοζμβριο του περαςμζνου ζτουσ, θ προγραμματιςμζνθ δοκιμι CHOICES απορρίφκθκε από το CTIS 
(Σφςτθμα Πλθροφοριϊν Κλινικϊν Δοκιμϊν - μια διαδικαςία που είναι υποχρεωτικι για τθ λιψθ άδειασ διεξαγωγισ μιασ 
δοκιμισ ςτθν Ευρωπαϊκι Ζνωςθ), επειδι θ απαραίτθτθ τεκμθρίωςθ για τισ χθμικζσ ενϊςεισ δεν ιταν ακόμθ ζτοιμθ. 

Καλφτερεσ μζρεσ μπροςτά μασ 
Αλλά ευτυχϊσ, οι εταίροι του ζργου HIT-CF ςυνζχιςαν να αναηθτοφν λφςεισ προσ 
όλεσ τισ πικανζσ κατευκφνςεισ. Το CF Europe, το ECFS, τα ςυμμετζχοντα κζντρα 
ΚΙ από όλθ τθν Ευρϊπθ και πολλοί από εςάσ δεν ζχαςαν ποτζ τθν πίςτθ τουσ. 
Πράγματι, είμαςτε πολφ χαροφμενοι που μποροφμε να ποφμε ότι αρκετοί 
γενναιόδωροι επενδυτζσ ιταν πρόκυμοι να ςτθρίξουν τθν Fair Therapeutics, 
εξαςφαλίηοντασ πλζον ότι θ δοκιμι CHOICES μπορεί να διεξαχκεί με επιτυχία. 
Επί του παρόντοσ, εξακολουκοφμε να dιαπραγματευόμαςτε με τθν Ευρωπαϊκι 
Επιτροπι, τον αρχικό χρθματοδότθ του προγράμματοσ HIT-CF. Στθν 
πραγματικότθτα, το HIT-CF υποτίκεται ότι κα ζλθγε επίςθμα τον Δεκζμβριο.  

Το HIT-CF αποτελεί ζνα πραγματικά ιςτορικό επίτευγμα, κακϊσ δθμιουργεί νζουσ δρόμουσ ανάπτυξθσ φαρμάκων για αςκενείσ 
με εξαιρετικά ςπάνιεσ αςκζνειεσ. Η ςτενι ςυνεργαςία τθσ κοινότθτασ των αςκενϊν, των φροντιςτϊν, τθσ ακαδθμαϊκισ 
κοινότθτασ και των ρυκμιςτικϊν αρχϊν για τθν ανάπτυξθ φαρμάκων με οικονομικά προςιτό τρόπο είναι πρωτοφανισ. 
Ελπίηουμε ότι θ Επιτροπι κα χορθγιςει ςφντομα παράταςθ, ζωσ τον Δεκζμβριο του 2024. Η ομάδα του HIT-CF προετοιμάηει 
τϊρα τα πάντα για τθν εκ νζου υποβολι του CHOICES ςτο CTIS και, αν όλα πάνε καλά, το CHOICES κα πρζπει να ξεκινιςει ςτισ 
αρχζσ του 2024. Αυτό ςθμαίνει ότι ςτισ αρχζσ του επόμενου ζτουσ, οι πρϊτοι από τουσ 52 επιλεγμζνουσ ςυμμετζχοντεσ του 
HIT-CF (με βάςθ τθν οργανικι ανταπόκριςθ) κα λάβουν κεραπεία με τα νζα φάρμακα. Τα άτομα που ζχουν επιλεγεί ζχουν ιδθ 
ενθμερωκεί ςχετικά. Διαπραγματευόμαςτε με άλλουσ εταίρουσ για τθ δθμιουργία δοκιμϊν για όςουσ δεν μποροφν να 
ςυμμετάςχουν ςτο CHOICES. Ελπίηουμε να ςασ ενθμερϊςουμε ςχετικά ςτο επόμενο ενθμερωτικό δελτίο. 

Πολλζσ κακυςτεριςεισ 
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Τα προςωπικά ςασ αποτελζςματα 

Αντιλαμβανόμαςτε ότι ενδιαφζρεςτε πολφ να μάκετε πϊσ τα οργανοειδι ςασ ζχουν ανταποκρικεί ςτα δοκιμαςμζνα φάρμακα, 
ιδίωσ ςτον τροποποιθτι τθσ Vertex, Tezacaftor/Ivacaftor (Symkevi), και ζχουμε λάβει πολλζσ ερωτιςεισ ςχετικά με αυτό. Αυτι 
τθ ςτιγμι που διαβάςετε αυτό το ενθμερωτικό δελτίο, όςοι ςυμμετζχοντεσ ςτο HIT-CF δεν προςκλικθκαν για το CHOICES κα 
πρζπει να ζχουν λάβει επιςτολι μζςω του κεράποντοσ γιατροφ τουσ που κα περιζχει το ατομικό τουσ αποτζλεςμα για το 
Symkevi. Εάν δεν ζχετε λάβει ακόμθ αυτι τθν ζκκεςθ, παρακαλείςτε να ρωτιςετε τον γιατρό ςασ ςχετικά. Για να μθν κζςουμε 
ςε κίνδυνο τθ ςυνζχιςθ τθσ μελζτθσ, δεν μποροφμε να ςασ δϊςουμε ακριβείσ αρικμοφσ ακόμθ, αλλά θ αντίδραςθ διόγκωςθσ 
οργανοειδοφσ ςασ κα ςυγκρικεί με τθν αντίδραςθ διόγκωςθσ οργανοειδοφσ ενόσ αςκενι με μεταλλάξεισ F508del/F508del, 
για να ςασ δϊςουμε μια γενικι ιδζα. Η επιςτολι κα ζχει τθν εξισ μορφι: 
 
Μετά από τθ χοριγθςθ tezacaftor/ivacaftor (Symkevi) τα οργανοειδι του HIT-CF ID παρουςιάηουν υψθλότερθ/χαμθλότερθ 
απόκριςθ διόγκωςθσ από τθν ςυνακόλουκθ απόκριςθ διόγκωςθσ ςε ζνα υποκείμενο ελζγχου F508del/F508del. 
 
Ερμηνεία αποτελεςμάτων 
Υψθλότερα από το υποκείμενο ελζγχου: Τα οργανοειδι παρουςίαςαν υψθλότερθ ανταπόκριςθ ςτο tezacaftor/ivacaftor 
(Symkevi) από το μζςο όρο των οργανοειδϊν F508del/F508del. Με βάςθ τα αποτελζςματα αυτισ τθσ εξζταςθσ είναι πικανό 
ότι το άτομο αυτό κα ωφελθκεί κλινικά από τισ τρζχουςεσ ςυνδυαςτικζσ κεραπείεσ διαμορφωτϊν CFTR (tezacaftor/ivacaftor -
Symkevi- ι elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor -Kaftrio-) ςυγκρίςιμεσ ι καλφτερεσ από τθν κλινικι ανταπόκριςθ ςτο 
tezacaftor/ivacaftor (Symkevi) ςε άτομα με F508del/F508del. 
Χαμθλότερα από το υποκείμενο ελζγχου: Τα οργανοειδι παρουςίαςαν χαμθλότερθ ανταπόκριςθ ςτο tezacaftor/ivacaftor 
(Symkevi) από τον μζςο όρο των οργανοειδϊν F508del/F508del. Παρ’ όλο που αναμζνεται ότι το άτομο αυτό δεν κα ωφελθκεί 
κλινικά από τθ κεραπεία με tezacaftor/ivacaftor (Symkevi) ςε βακμό ςυγκρίςιμο με τον μζςο όρο των ατόμων με 
F508del/F508del, αυτό δεν αποκλείει τθν κλινικι αποτελεςματικότθτα τθσ εν λόγω κεραπείασ. Η ατομικι ανταπόκριςθ ςε 
άτομα με F508del/F508del μπορεί να διαφζρει ςθμαντικά και θ μθ ανταπόκριςθ ςτο tezacaftor/ivacaftor (Symkevi) δεν 
αποκλείει τθν ανταπόκριςθ ςτο elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (Kaftrio). Ζτςι, το αποτζλεςμα αυτισ τθσ εξζταςθσ δεν κα 
πρζπει να αποκλείει τουσ αςκενείσ από τθν πειραματικι κεραπεία με διαμορφωτζσ του CFTR ςτο μζλλον. 
 
Ο κεράπων ιατρόσ ςασ κα ςασ κακοδθγιςει ςχετικά με τα αποτελζςματα. Μθ διςτάςετε να του/τθσ ηθτιςετε περιςςότερεσ 
πλθροφορίεσ εάν κάτι δεν είναι ςαφζσ. 
 
 
Σθμαντικό: Υπάρχουν 3 ομάδεσ ςυμμετεχόντων ςτο HIT-CF που δεν κα λάβουν (ακόμθ) αυτά τα προςωπικά αποτελζςματα: 
1. Αυτοί που κα ςυμμετάςχουν ςτο CHOICES: Για να διαςφαλιςτεί θ πλιρθσ αντικειμενικότθτα τθσ μελζτθσ, είναι ςθμαντικό 

οφτε εςείσ οφτε οι ερευνθτζσ να γνωρίηετε πϊσ ανταποκρίκθκαν τα οργανοειδι ςασ ςτα υπό δοκιμι φάρμακα. Αυτό 
ονομάηεται «τυφλοποίθςθ« τθσ κλινικισ δοκιμισ. Στο τζλοσ τθσ CHOICES, κα λάβετε τα προςωπικά ςασ αποτελζςματα. 

2. Για μια πολφ μικρι μειοψθφία των ςυμμετεχόντων ςτο HIT-CF, τα οργανοειδι τουσ δεν μπόρεςαν να αναπτυχκοφν καλά 
ςτο εργαςτιριο, οπότε δεν μπορζςαμε να πραγματοποιιςουμε δοκιμζσ φαρμάκων ςε αυτά. Αυτό δυςτυχϊσ ςυμβαίνει 
ςυχνά. Ο κεράπων ιατρόσ ςασ κα ςασ ενθμερϊςει εάν ςυμβαίνει αυτό. 

3. Άτομα που ζχουν μόνο stop ("X") μεταλλάξεισ: Το Symkevi δεν δοκιμάςτθκε ςτα οργανοειδι τουσ, κακϊσ δεν αναμενόταν 
καμία επίδραςθ. Θα επανζλκουμε το ςυντομότερο δυνατό με περιςςότερεσ πλθροφορίεσ ςχετικά με το τι μποροφν ακόμα 
να περιμζνουν αυτά τα άτομα από το HIT-CF. 
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