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Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Lumevoqg (lenadogen nolparvovek)

Spolecnost Gensight Biologics SA stahla svou zadost o registraci pfipravku Lumevoq urc¢eného k IéCbé
ztraty zraku v dlsledku onemocnéni oka zndmého jako Leberova dé&di¢na opticka neuropatie.

Spolecnost svou zadost stadhla dne 20. dubna 2023.

Co je pripravek Lumevoq a k ¢emu mél byt pouzivan?

PFipravek Lumevoq byl vyvinut jako 1é¢ivy pFipravek k 1é¢bé ztraty zraku u pacientl s Leberovou
dédicnou optickou neuropatii, coz je onemocnéni postihujici nerv v zadni ¢asti oka.

Byl urcen pro pacienty ve véku od 15 let s urditou mutaci (zménou) v genu s nazvem m.11778G>A.

PFipravek Lumevoq obsahuje IéCivou latku lenadogena nolparvovek a mél byt dostupny ve formé
injekéni suspenze k podani do obou odi.

Pripravek Lumevoq byl oznacen jako ,lécivy pfipravek pro vzacna onemocnéni® dne 13. kvétna 2011.
Pripravek mél byt urcen k |é¢bé Leberovy dédicné optické neuropatie. Dalsi informace o tomto
vzacném onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury na adrese:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu311860.

Jak pFipravek Lumevoq plsobi?

Pacienti s Leberovou dédi¢nou optickou neuropatii vykazuji genetické mutace, které ovliviuji urcité
slozky nervovych bunék v o¢ich, jez produkuji energii. V disledku té&chto mutaci nejsou tyto buriky
schopny vytvaret enzym (bilkovinu) zndmy jako NADH dehydrogenaza 4 (ND4).

Léciva latka v pfipravku Lumevoq, lenadogen nolparvovek, je virus, ktery obsahuje gen tohoto
enzymu. OcCekava se, Ze jakmile je |éCivy pfipravek injekéné podan do oka, virus dopravi gen do
bunék, coz jim umozni vytvaret enzym ND4.

Virus pouzity v tomto léCivém pfipravku (adeno-asociovany virus) nevyvolava u lidi onemocnéni.
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Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spole¢nost predlozila vysledky dvou hlavnich studii, do kterych bylo zafazeno 76 pacientl s Leberovou
dédi¢nou optickou neuropatii zplisobenou mutaci m.11778G>A. Pacientdim zarazenym do téchto studii
byla do jednoho oka podavana injekce pripravku Lumevogq, zatimco u druhého oka byla pouzita
simulovana injekce (kdy se injekéni stfikacka pfritladi k oku, ale ke vpichu injekce nedojde). Obé studie
hodnotily, do jaké miry zlepsil pfipravek Lumevoq po 48 tydnech zrak v porovnani se simulovanou
injekci.

V treti hlavni studii byli sledovani pacienti z téchto dvou studii, pficemz tfi roky po ukonceni podavani
injekci byl testovan jejich zrak.

Ctvrta hlavni studie, do které bylo zafazeno 98 pacientl s Leberovou dédi¢nou optickou neuropatif
zplsobenou mutaci m.11778G>A, porovnavala 1é&bu obou oé&f pfipravkem Lumevoq s [é¢bou jednoho
oka pfipravkem Lumevoq a druhého oka placebo (simulovanou) injekci.
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V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Zadost byla stazena poté, co Evropska agentura pro 1é¢ivé pFipravky posoudila informace predlozené
spolec¢nosti a vypracovala otazky pro spoleCnost. Agentura vyhodnotila odpovédi spoleCnosti na
posledni sadu otdzek, nékteré body viak zlstaly nedofedené.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

V dobé staZeni zadosti méla agentura urcité pochybnosti a jeji prozatimni stanovisko bylo, ze pfipravek
Lumevoq nemuze byt schvélen k 1é¢bé Leberovy dédi¢né optické neuropatie zplsobené mutaci
m.11778G>A.

Vysledky studii neprokazaly vyznamny rozdil ve zraku pacient(, kterym byla podavana injekce
pfipravku Lumevogq, a pacientd, jimZ byla podavéna simulovana neboli placebo injekce. Studie navic
neposkytly dostate¢né dikazy, které by prokazovaly, Ze by podavani pfipravku Lumevog do obou o&i
bylo pro pacienty pfinosné.

Agentura méla pochybnosti rovnéz o laboratornich studiich provedenych s timto léCivym pripravkem,
jakoz i o vyrobnim procesu a mistech, kterd by komercni IéCivy pFipravek vyrabéla a testovala.
Agentura proto v dobé stazeni zadosti zastavala nazor, ze pfinosy pfripravku Lumevoq neprevysuji jeho
rizika.
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Jaké divody stazeni zadosti uvedla spole¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze zadost stahuje
na zékladé tvah Vyboru pro moderni terapie (CAT) agentury EMA ohledné pfinosl Ié¢ivého pFipravku.

Jaké jsou disledky stazeni Zadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii nebo do programd, v nichz je pripravek Lumevoq podavan v ramci
Iécby z humannich dlivodd (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spoleénost informovala agenturu, ¥e stazeni zadosti nema zadné disledky pro pacienty, ktefi jsou jiz
Ié¢eni a jsou v soucasné dobé& zaFazeni do klinickych studii nebo do programd, v nichZ je pfipravek
Lumevoq podavan v ramci 1é¢by z huménnich dlivoda.
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https://www.ema.europa.eu/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-lumevoq_en.pdf

Spole¢nost ma v Umyslu obnovit své programy vcasného pfistupu, jakmile bude IéCivy pfipravek
k dispozici pro klinické pouZziti.

Pokud jste zafazeni do klinické studie nebo do programu, v némz je pripravek Lumevoq podavan
v rdmci |é¢by z humannich dtvodd, a potfebujete ziskat vice informaci o své 1é6¢bé, obratte se na
svého lékare.

Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku Lumevoq (lenadogen
nolparvovek)
EMA/251166/2023 strana 3/3



	Co je přípravek Lumevoq a k čemu měl být používán?
	Jak přípravek Lumevoq působí?
	Jakou dokumentaci předložila společnost na podporu své žádosti?
	V jaké fázi bylo posuzování žádosti v době, kdy byla stažena?
	Jaké bylo doporučení agentury v dané době?
	Jaké důvody stažení žádosti uvedla společnost?
	Jaké jsou důsledky stažení žádosti pro pacienty zařazené do klinických studií nebo do programů, v nichž je přípravek Lumevoq podáván v rámci léčby z humánních důvodů (na základě principu tzv. compassionate use)?

