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Projet financé par le programme de recherche et d'innovation Horizon 2020 de l'Union européenne via la convention de subvention n° 755021. 

Ni les patients, ni les médecins ne 
connaitront les résultats des tests en 

laboratoire sur les organoïdes, ni quelle 
molécule est administrée aux patients, et 

ce jusqu’à la fin de l’essai clinique. 

Les organoïdes font l’objet de tests dans 4 labos: le  HUB et les 
universités de Louvain (Belgique), d’Utrecht (Pays-Bas) et de 
Lisbonne (Portugal). Les molécules développées par PTI vont 
être testées jusqu’en juin, celles d’Eloxx seront testées durant 
l’hiver 2020-2021.  

Sélection d’au moins 50 patients avec des 
réponses variables sur organoïde pour l’étude 
PTI 

Le protocole de l’étude PTI 
(crossover, double-aveugle et 
versus placebo) est actuellement 
examiné par l’ECFS-CTN. Le 
début de l’étude est prévu pour 
le second semestre 2020.  

En 
cours 

Hiver 
2020 

Etape 1: 
Collection de 

biopsies 

Etape 2: 
Culture des 
organoïdes 

Le projet  HIT-CF a pour objectif d’apporter des nouvelles options de traitements pour les personnes 
atteintes de mucoviscidose avec un profil génétique ultra-rare. L’étape 3 du projet va évaluer l’efficacité et 
la sécurité de médicaments candidats proposés par Eloxx Pharmaceuticals et Proteostasis Therapeutics 
Inc. (PTI) chez des patients sélectionnés grâce aux tests réalisés en laboratoire sur leurs organoïdes. 

Quelles sont les prochaines étapes?  

Premier objectif atteint avec l’inclusion de 502 patients à travers l’Europe! 

         47 centres participants de 16 pays en collaboration avec 

         l’ECFS-CTN  ont contribué à ce grand succès! 

  

Les biopsies rectales de 502 patients “muco” ont été collectées et envoyées 
à Hubrecht Organoid Technology (HUB, Pays-Bas) pour être transformées en 
organoïdes. Les molécules de PTI et/ou d’Eloxx vont être testeés sur certains 
organoïdes (en fonction de leur génotype) à partir desquels la réponse à ces  
molécules va être évaluées. 

Etape 3: Test 
des molécules 

sur les 
organoides 

Etape 4: 
Sélection pour 

les essais 
cliniques 

Etape 5: 
Essais 

cliniques 

Autom-
ne 2020 

Le calendrier devra peut être être ajusté en fonction de l’évolution et des conséquences de la crise Covid-19 

Mars 
2020 

Nombre de patients inclus par mois 
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