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Medicina di precisione in fibrosi cistica

Trattamenti personalizzati per pazienti FC con mutazioni rare 
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 Valutare l’efficacia terapeutica del Kaftrio in organoidi (mini-intestini)
di pazienti che non hanno a disposizione nessun modulatore CFTR e 
non rientrano nei trial clinici tradizionali.

 Attivare sul fondo AIFA 5% la richiesta del Kaftrio in base ai risultati 
ottenuti in organoidi, modello cellulare accreditato dall’EMA per 
queste valutazioni pre-cliniche. 

 Conservare gli organoidi nella Biobanca per le sperimentazioni di 
nuovi modulatori CFTR.
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Modello pre-clinico accreditato EMA per le terapie personalizzate in FC 
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20 Pazienti FC CFTR: RARE/RARE nel primo anno







DAL 
LABORATORIO

AL LETTO 
DEL 

PAZIENTE

iPSCs

EFFICACIA KAFTRIO

IN ORGANOIDI

Fase I 

Fase II 



Grazie Officium



14

Plasma-based assay to measure  

patient-specific exposure to CFTR modulators

Co-culture experiments 

with immune cells

Personalised disease modeling 

Le potenzialità dell’utilizzo degli organoidi intestinali in FC
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