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Ciefom projektu HIT-CF Europe je spristupnit nové moznosti liecby ludom s cystickou fibrézou (CF) a velmi
zriedkavym genetickym profilom. Projekt zhodnoti efektivnost a bezpecnost potencialnych lieciv
dodavanych spolupracujucimi farmaceutickymi spolo¢nostami u pacientov vybranych prostrednictvom
predbeznych testov v laboratdriu na ich ,,mini ¢revach” — tzv. organoidoch.
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Klinické skasanie CHOICES c¢aka na schvalenie

CHOICES je klinické skusanie, v ktorom sa bude 52 ucastnikov HIT-CF liecit novou kombinaciou modulatorov.
Ucastnici budu vybrati na zaklade reakcie ich organoidov. Ako sme uz v minulosti vysvetlili, kazdé klinické skusanie
vykonavané v Eurdpskej Unii, musi prejst centralizovanym hodnotiacim postupom. Tento proces uz bezi

a oCakavame, Ze koncom aprila bude vydané schvalenie. Medzi¢asom uz bolo skisanie CHOICES schvalené

v Spojenom krélovstve. To ndm dava nadej v hladky priebeh schvalovacieho procesu aj v EU. V st¢asnosti
pripravujeme zmluvy so vSetkymi zariadeniami zapojenymi do klinického skdsania (nemocnice, v ktorych bude
CHOICES prebiehat), v marci prebehnt porady skdsajucich, aby vsetci lekari a zdravotné sestry v klinickom skasani
presne vedeli, ¢o pri CHOICES ocakavat.

Nové moznosti liecby pre tych, ktori neboli vybrati do CHOICES! ﬂp

S radostou potvrdzujeme, Ze sa objavili moZnosti lieCby pre uUcastnikov HIT-CF, ktori neboli vybrati %
na skuSanie CHOICES. ReCode Therapeutics vyvinula terapiu mRNA pre osoby s CF so zriekavymi </
mutaciami, vratane nonsense / stop mutacii. mRNA je skratka pre ,,mediatorova ribonukleova kyselina“. Ta
obsahuje informacie, podla ktorych nase bunky vedia, ako vyrobit protein ako je napriklad CFTR kanal.

MRNA nedokaze upravit alebo zmenit genetickd vybavu ¢loveka (DNA) a u ludi s CF protein CFTR bud nefunguje
spravne alebo Uplne chyba. Ale dodanim spravnych képii CFTR mRNA do pltucnych budniek (inhaldciou) sa da tento
problém obist a bunky zrazu dokazu produkovat funkéné CFTR kanaly.

Inovativna liecba mRNA vyvinutd ReCode Therapeutics sa teraz bude u ludi s CF testovat po prvykrat. Zaciatok
skusky je naplanovany este pred letom v centrach v Holandsku, Spojenom kralovstve a vo Francuzsku. Ak Zijete v
niektorej z uvedenych krajin, alebo Zijete inde, no ste ochotny cestovat do zapojenych centier, obratte sa na svojho
lekdra a preberte s nim moZnosti. Alebo moZete kontaktovat priamo tim HIT-CF (HITCF@umcutrecht.nl). Ocakava sa,
Ze v najblizsich rokoch sa skusanie rozsiri aj do dalsich krajin. Budeme vas o tom informovat hned, ako bude k
dispozicii viac podrobnosti. Chcete sa o genetickej lieCbe a skisani genetickej liecby dozvediet viac? Navstivte nase
webové stranky CF Trust!

Zucastnite sa informacného stretnutia HIT-CF na valnom zhromazdeni CF Europe!

V stredu 5. juna v Glasgow (UK), pred kazdoro¢nou konferenciou ECFS, usporaduiva
CF Europe svoje vyro¢né valné zhromazdenie (AGM). Po AGM bude nasledovat
panelova diskusia a interaktivne workshopy, vratane popoludnajsieho workshopu
o skusani HIT-CF, CHOICES a ReCode. Toto podujatie je vyhradené pre ¢lenské
organizacie CF Europe a v tejto chvili by vam uz mali byt dorucené prvé informacie.
. Coskoro prinesieme viac informacii.

Ak sa chcete dozvediet o projekte HIT-CF viac, navétivte www.hitcf.org alebo poslite e-mail na HITCF@umcutrecht.nl
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Tento projekt bol financne podporeny Eurépskou Uniou v rdmci Programu vyskumu a inovacii Horizont 2020 podla zmluvy o poskytnuti grantu ¢. 755021.




