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Projet européen HIT-CF (H2020) 
ANALYSE DE LA REPONSE DES ORGANOÏDES INTESTINAUX DE PATIENTS A DIFFERENTS MODULATEURS DE CFTR,  

AFIN DE SELECTIONNER LES PARTICIPANTS A DE FUTURES ETUDES CLINIQUES  

 

 

13èmes JS 
 de la SFM (2019) 



ECFS – CTN 
 

Caracteristiques des 31 études en cours (Nov 2017 à Nov 2018) 

 







HIT-Project : Objectif principal 

• L'identification des meilleurs répondeurs 

cliniques potentiels, et aussi des moins bons 

répondeurs (patients témoins), aux nouveaux 

modulateurs du CFTR, à partir d'organoïdes 

intestinaux unique et spécifique à chaque 

patient, lors les tests de screening in vitro 



Bredenoord 2017 



 

Le modèle des organoïdes 



 

Augmentation relative de taille 
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Chaque lettre / code couleur correspond à des individus 
ayant un génotype CFTR similaire 

La réponse aux agents pharmacologique varie selon les individus 



 

Buts du projet 
 
• Rendre accessible des modulateurs du CFTR aux 

patients ayant des mutations rares  
 
• Traiter de façon personnalisée la Mucoviscidose 
 
• Constitution d’une « Biobanque » facilement 

accessible, pour conduire des études ultérieures 
 
 



 

Réponse in vitro  Essai clinique 



 



 

550 mutations Non-STOP 
150 mutations STOP 
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Combinaison 
de 2  
mutations 
 

Non- 
Incluable 
(en l’absence) 



Formation à distance 



 



Taille de l’étude 

• N = 500 patients au total 

• 150 pour France 

Durée de la période d’inclusion : 18 mois 
Durée de participation de chaque participant : 1 journée 
Durée de l’étude :  19 mois  



 



 

   

   

Inclusion 
 
 
Imminent 
 
 
A venir 



En France 



11 centres 
150 patients 

(275 éligibles) 

Remboursement des frais  
de déplacement* 

*pour les patients 
référés vers un 

CRCM qui n’est pas 
leur CRCM habituel 

 



ANSM 

> 18 ans 

 Pince jetable uniquement 

CPP 

Informations complémentaires   

devenir des biopsies et des organoïdes 

  
Inclusions 
juin 2019 

 



Les Patients 

Vaincre la Mucoviscidose 

    

   SFM 

Centres Investigateurs 

DRCI Bordeaux 

     

    

HUB 

 

PNRC : Anna Ronayette, Paola de Carli, les membres 

Registre : Lydie Lemonnier, Clémence Dehillotte 

Stéphane Mazur, Isabelle Durieu 

CRCMs, Gastro-Entérologues 

Aurore Capelli 

Sophie Regueme 

Caroline Bouyssou-Cellier 

Utrecht, Louvain, Lisbonne 



 



 



 



Critères d’inclusions 
(pour la première étape : biopsie rectale) 

 
• Patient masculin ou féminin âgés de 16 ans ou plus 

• -chez qui un diagnostic de mucoviscidose a déjà 
été porté par un test de la sueur dont la 
concentration en ions chlorure était supérieur à 60 
mmol/L 

• -en l'absence d'une mutation pour laquelle un 
médicament modulateur du CFTR est actuellement 
disponible, ou des mutations classe 1 avec une 
fréquence d'allèle >0.2% selon la base de données 
CFTR2. 



 



 



 



 


