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A Lumevog-ra (lenadogén nolparvovec) vonatkozé
forgalombahozatali engedély iranti kérelem visszavonasa

A Gensight Biologics SA visszavonta a Leber-féle 6roklédé optikus neuropatia néven ismert
szembetegség okozta latasvesztés kezelésére szant Lumevog-ra vonatkozo6 forgalombahozatali
engedély iranti kérelmét.

A vallalat 2023. aprilis 20-an vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi gydégyszer a Lumevoq és milyen alkalmazasra szantak?

A Lumevog-ot a Leber-féle 6rékl6d6 optikus neuropatiaban, a szem hatso részében talalhato ideget
érint6 betegségben szenved6 betegeknél fellépd latasvesztés kezelésére fejlesztették ki.

A gydgyszert olyan 15 éves és idésebb betegeknek szantak, akiknél az m.11778G>A elnevezésl gén
kulénleges mutacidja (valtozasa) van jelen.

A Lumevoq hatdanyaga a lenadogén nolparvovec, és mindkét szembe adandd szuszpenzids injekciod
formajaban hoztak volna forgalomba.

A Lumevog-ot 2011. majus 13-an a Leber-féle 6rokl6d6 optikus neuropatia tekintetében ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” mindGsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré minGsitésrdl tovabbi
informacié az Ugyndkség honlapjan taldlhaté: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu311860.

Hogyan fejti ki hatasat a Lumevoq?

A Leber-féle 6rokl6d6 optikus neuropatiaban szenved6 betegeknél olyan genetikai mutacidk vannak
jelen, amelyek befolyasoljak a szemben talalhaté idegsejtek energiatermelé komponenseit. E mutaciok
eredményeként a sejtek nem képesek az NADH-dehidrogenaz-4 (ND4) elnevezésl enzim (fehérje)
elGallitdsara.

A Lumevoq hatéanyaga, a lenadogén nolparvovec egy virus, amely tartalmazza ennek az enzimnek a
génjét. Amikor a gydgyszert a szembe injektaljak, a virus a gént varhatdan a sejtekbe juttatja,
lehetévé téve szamukra az ND4 enzim eldallitasat.
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Az ebben a gydgyszerben talalhato virus (adeno-asszocialt virus) embereknél nem okoz betegséget.

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat két f6 vizsgalat eredményeit nyUjtotta be, amelyekben 76, az m.11778G>A mutacié okozta
Leber-féle 6rokléd6 optikus neuropatiaban szenvedd beteg vett részt. A vizsgalatokban a betegek az
egyik szemiikbe Lumevoq-injekciot, a masik szemiikbe pedig alinjekciot kaptak (amelynél a fecskendét
a szemhez nyomjak, de nem torténik injektalds). Mindkét vizsgalatban azt tanulmanyoztak, hogy 48
hét elteltével a Lumevoq az alinjekcidohoz képest milyen mértékben javitotta a latast.

Egy harmadik f6 vizsgalatban kovették a két vizsgalatban részt vevé betegek allapotat, és latasukat
harom évvel az injekcié beadasa utan tesztelték.

Egy negyedik f6 vizsgalatban, amelyben 98, az m.11778G>A mutacio okozta Leber-féle 6rokl6d6
optikus neuropatidban szenved0 beteg vett részt, a két szem Lumevog-kal torténé kezelését
hasonlitottak 0ssze az egyik szem Lumevoqg-kal és a masik szem placebé-injekciéval torténd
kezelésével.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A kérelmet azt kévetbéen vontak vissza, hogy az Eurdpai Gydgyszerligynokség mar értékelte a vallalat
altal benyujtott informaciot és a vallalt szamara kérdéslistakat allitott 8ssze. Miutdn az Ugyndkség
értékelte a vallalatnak az utols6 kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan
probléma.

Mit tartalmazott az Ugyndkség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idépontjaban az Ugyndkség részérsl néhany aggaly meriilt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy a Lumevoq alkalmazasa nem engedélyezheté az m.11778G>A mutdcié okozta Leber-
féle 6roklodo optikus neuropatia kezelésére.

A vizsgalatok eredményei nem mutattak jelentOs latasbeli kiilonbséget a Lumevoq-kal, illetve az al-
vagy placebd-injekcidval kezelt szemek kozott. Tovabba a vizsgalatok nem nyujtottak elegendé
bizonyitékot annak igazolasara, hogy a Lumevoq mindkét szembe torténd beadasa elényds lenne a
betegek szamara.

Az Ugynékségnek kérdései meriiltek fel a gydgyszerrel végzett laboratériumi vizsgalatokkal, valamint a
gyartasi folyamattal és a kereskedelmi terméket gyartod és teszteld telephelyekkel kapcsolatban is.
Ezért a visszavonas idépontjdban az Ugynokség meglatdsa szerint a Lumevoq elnyei nem haladtak
meg a kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynodkséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat igy nyilatkozott, hogy a
visszavonas az EMA fejlett terapiakkal foglalkozo6 bizottsaganak (CAT) a gydgyszer el6nyeivel
kapcsolatos megfontolasain alapul.
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Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti kezelési
programokban?

A véllalat tdjékoztatta az Ugyndkséget, hogy a visszavonasnak a klinikai vizsgalatokban vagy
engedélyezés elGtti kezelési programokban mar kezelt, illetve jelenleg részt vevo betegekre nézve
nincsenek kovetkezményei.

A vallalat folytatni kivanja korai hozzaférési programjait, amint a gydgyszer klinikai hasznalatra
rendelkezésre all.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vagy engedélyezés el6tti alkalmazasi programban vesz részt, és
kezelését illet6en tovabbi informacidra van sziksége, vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.
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