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Retirada de la solicitud de autorizacion de
comercializacién de Lumevoq (lenadogén nolparvovec)

Gensight Biologics SA retird su solicitud de autorizacion de comercializacion de Lumevoq para el
tratamiento de la pérdida de vision debida a una enfermedad ocular denominada neuropatia 6ptica
hereditaria de Leber.

La empresa retird la solicitud el 20 de abril de 2023.

éQué es Lumevoq y a qué uso estaba destinado?

Lumevoq es un medicamento que se desarrolld para tratar la pérdida de visidn en pacientes con
neuropatia optica hereditaria de Leber, una enfermedad que afecta al nervio de la parte posterior del
ojo.

Se iba a utilizar en pacientes a partir de los 15 afios de edad que presentan una mutacion (cambio)
especifica en un gen conocido como m.11778G>A.

Lumevoq contiene el principio activo lenadogén nolparvovec e iba a presentarse en forma de
suspensién inyectable en ambos ojos.

Lumevoq fue designado «medicamento huérfano» (es decir, un medicamento utilizado en
enfermedades raras) el 13 de mayo de 2011 para el tratamiento de la neuropatia optica hereditaria de
Leber. Puede encontrarse més informacion sobre la designacién de medicamento huérfano en la pagina
web de la Agencia: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu311860.

éCOomo actia Lumevoq?

Los pacientes con neuropatia dptica hereditaria de Leber presentan mutaciones genéticas que afectan
a los componentes de las células nerviosas que producen energia en los ojos. Debido a estas
mutaciones, las células son incapaces de producir una enzima (proteina) conocida como NADH
deshidrogenasa 4 (ND4).
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El principio activo de Lumevogq, el lenadogén nolparvovec, consiste en un virus que contiene el gen de
esta enzima. Cuando el medicamento se inyecta en el 0jo, se espera que el virus introduzca el gen en
las células para que puedan producir la enzima ND4.

El virus utilizado en este medicamento (virus adenoasociado) no causa enfermedad en los seres
humanos.

éQué documentacion presentdé la empresa en apoyo de su solicitud?

La empresa presentd los resultados de dos estudios principales en los que participaron 76 pacientes
con neuropatia optica hereditaria de Leber causada por la mutacion m.11778G>A. Los pacientes de
estos estudios recibieron una inyeccion de Lumevoq en un ojo, mientras que en el otro recibieron una
inyeccién simulada (es decir, la jeringa se presiona contra el ojo, pero no se llega a inyectar). En
ambos estudios se examind la eficacia de Lumevoq para mejorar la vista en comparacién con una
inyeccion simulada al cabo de 48 semanas.

En un tercer estudio principal se hizo un seguimiento de los pacientes de estos dos estudios y se
evalud su visidn tres afios después de las inyecciones.

En un cuarto estudio principal, en el que participaron 98 pacientes con neuropatia dptica hereditaria de
Leber causada por la mutacion m.11778G>A, se comparo el tratamiento de ambos ojos con Lumevoq
con el tratamiento de un ojo con Lumevoq y del otro con una inyeccién de placebo (tratamiento
ficticio).

¢En qué fase se encontraba la evaluacion de la solicitud cuando fue
retirada?

La solicitud fue retirada después de que la Agencia Europea de Medicamentos hubiera evaluado la
documentacion presentada por la empresa y formulado una lista de preguntas para la empresa.
Después de que la Agencia hubo evaluado las respuestas de la empresa a la Ultima serie de preguntas,
aun quedaban algunas cuestiones sin resolver.

éQué recomendaba la Agencia en ese momento?

En el momento de la retirada, la Agencia tenia reservas y, provisionalmente, consideraba que Lumevoq
no hubiera podido aprobarse para el tratamiento de la neuropatia éptica hereditaria de Leber causada
por la mutacion M.11778G>A.

Los resultados de los estudios no mostraron una diferencia significativa en la visién en los ojos en los
gue se inyectdé Lumevoq y en los que recibieron una inyeccién simulada o un placebo. Ademas, los
estudios no aportaron pruebas suficientes de que la administracion de Lumevoq en ambos ojos fuera
beneficiosa para los pacientes.

La Agencia también tenia algunas preguntas sobre los estudios de laboratorio realizados con el
medicamento, asi como sobre el proceso de fabricacion y los centros que fabricarian y analizarian el
producto comercial. Por consiguiente, en el momento de la retirada, la Agencia estimaba que los
beneficios de Lumevoqg no superaban a los riesgos.
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éCuales fueron las razones aducidas por la empresa para retirar su
solicitud?

En el escrito en el que notificaba a la Agencia la retirada de su solicitud, la empresa declard que la
retirada se basaba en las consideraciones del Comité de Terapias Avanzadas (CAT) de la EMA relativas
a los beneficios del medicamento.

éQué consecuencias tiene esta retirada para los pacientes que participan en
los ensayos clinicos o programas de uso compasivo?

La empresa informd a la Agencia de que no hay consecuencias para los pacientes que ya estan siendo
tratados y que participan actualmente en ensayos clinicos o en programas de uso compasivo.

La empresa tiene la intencién de reanudar sus programas de acceso temprano cuando el medicamento
esté disponible para uso clinico.

Si participa usted en un ensayo clinico o programa de uso compasivo y precisa informacién adicional
acerca de su tratamiento, pdngase en contacto con su médico.
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