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L-irtirar tal-applikazzjoni ghall-awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suqg ta’ Lumevoq (lenadogene nolparvovec)

Gensight Biologics SA rtirat |-applikazzjoni taghha ghal awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq ta’
Lumevoq ghat-trattament tat-telf tal-vista minhabba kundizzjoni tal-ghajnejn maghrufa bhala
newropatija ottika ereditarja ta’ Leber.

Il-kumpanija rtirat I-applikazzjoni fl-20 ta’ April 2023.

X’inhu Lumevoq u ghal xiex kien mistenni li jintuza?

Lumevoq gie zviluppat bhala medicina ghat-trattament tat-telf tal-vista f'pazjenti b’'newropatija ottika
ereditarja ta’ Leber, marda li taffettwa n-nerv fug wara tal-ghajn.

Kien mahsub ghal pazjenti minn 15-il sena 'l fuq li ghandhom mutazzjoni (bidla) partikolari f'gene
maghruf bhala m.11778G>A.

Lumevoq fih is-sustanza attiva lenadogene nolparvovec u kellu jigi bhala sospensjoni ghal injezzjoni
fiz-zewg ghajnejn.

Lumevoq kien ikklassifikat bhala “medic¢ina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari) fit-13 ta’ Mejju 2011
ghat-trattament tan-newropatija ottika ereditarja ta’ Leber. Aktar taghrif dwar il-klassifikazzjoni orfni
jista’ jinstab fuq is-sit web tal-Agenzija: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu311860.

Kif jahdem Lumevoq?

Il-pazjenti b’newropatija ottika ereditarja ta’ Leber ghandhom mutazzjonijiet genetici li jaffettwaw il-
komponenti li jipproducu I-energija tac-celloli tan-nervituri fl-ghajnejn. B'rizultat ta’ dawn il-
mutazzjonijiet, i¢-celloli ma jistghux jipproducu enzima (proteina) maghrufa bhala NADH
dehydrogenase 4 (ND4).

Is-sustanza attiva f'Lumevoq, il-lenadogene nolparvovec, tikkonsisti f'virus li fih il-gene ghal din |-
enzima. Meta |-medic¢ina tigi injettata fl-ghajn, il-virus huwa mistenni li jwassal il-gene fi¢-celloli u dan
jippermettilhom jipproducu |-enzima ND4.
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Il-virus uzat f'din il-medicina (virus assoc¢jat ma’ adeno) ma jikkawzax mard fil-bniedem.

X'dokumentazzjoni pprezentat il-kumpanija biex tappoggja l-applikazzjoni
taghha?

Il-kumpanija pprezentat rizultati minn zewg studji ewlenin li involvew 76 pazjent b’newropatija ottika
ereditarja ta’ Leber ikkawzata mill-mutazzjoni m.11778G>A. Il-pazjenti f'dawn I-istudji rcevew
injezzjoni ta’ Lumevogq f'ghajn wahda, filwaqt li fl-ghajn ohra réevew injezzjoni finta (fejn is-siringa tigi
ppressata kontra |-ghajn izda ma jkun hemm |-ebda injezzjoni). Iz-zewg studji ezaminaw kemm
Lumevoq tejjeb il-vista b’'mod tajjeb meta mgabbel ma’ injezzjoni finta wara 48 gimgha.

It-tielet studju ewlieni segwa pazjenti miz-zewg studji u ttestja |-vista taghhom tliet snin wara I-
injezzjonijiet.

Ir-raba’ studju ewlieni li involva 98 pazjent b’newropatija ottika ereditarja ta’ Leber ikkawzata mill-
mutazzjoni M.11778G>A qgabbel it-trattament taz-zewg ghajnejn b’Lumevoq mat-trattament ta’ ghajn
wahda b’Lumevoq u I-ohra b’injezzjoni plac¢ebo (finta).

Sa fejn kienet waslet I-evalwazzjoni tal-applikazzjoni qabel ma din giet
irtirata?

L-applikazzjoni giet irtirata wara li I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini kienet evalwat I-informazzjoni
mill-kumpanija u hejjiet mistogsijiet ghall-kumpanija. Wara li I-Agenzija kienet ivvalutat it-twegibiet
tal-kumpanija ghall-ahhar lista ta’ mistogsijiet, kien ghad hemm xi kwistjonijiet mhux rizolti.

X'kienet ir-rakkomandazzjoni tal-Agenzija dak iz-zmien?

Fiz-zmien tal-irtirar, I-Agenzija kellha xi thassib u I-opinjoni provvizorja taghha kienet li Lumevog ma
setax jigi awtorizzat ghat-trattament ta’ newropatija ottika ereditarja ta’ Leber ikkawzata mill-
mutazzjoni m.11778G>A.

Ir-rizultati tal-istudji ma wrewx differenza sinifikanti fil-vista fl-ghajnejn injettati b’Lumevoq u f'dawk li
nghataw injezzjoni finta jew placebo. Barra minn hekk, I-istudji ma pprovdewx bizzejjed evidenza biex
juru li I-ghoti ta’ Lumevoq fiz-zewg ghajnejn ikun ta’ benefi¢¢ju ghall-pazjenti.

L-Agenzija kellha wkoll xi mistogsijiet dwar |-istudji fil-laboratorju mwettqga bil-medicina kif ukoll dwar
il-process ta’ manifattura u s-siti li jaghmlu u jittestjaw il-prodott kummerc¢jali. Ghalhekk, fiz-zmien tal
irtirar, 1-opinjoni tal-Agenzija kienet li I-beneficcji ta’ Lumevoq ma kinux jeghlbu r-riskji tieghu.

X'kienu r-ragunijiet moghtija mill-kumpanija ghall-irtirar tal-applikazzjoni?

Fl-ittra li baghtet lill-Agenzija biex tgharrafha bl-irtirar tal-applikazzjoni, il-kumpanija sostniet li I-irtirar
taghha huwa bbazat fuq il-kunsiderazzjonijiet tal-Kumitat ghat-Terapiji Avvanzati (CAT) tal-EMA dwar
il-benefi¢¢ji tal-medicina.

Dan I-irtirar jaffettwa lill-pazjenti fi provi klini¢i jew fi programmi ta’ uzu
b’kompassjoni?

Il-kumpanija gharrfet lill-Agenzija li ma hemm I|-ebda konsegwenza ghall-pazjenti li diga huma ttrattati
u li bhalissa geghdin jippartecipaw fi provi klinic¢i jew fi programmi ta’ uzu b’kompassjoni.
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Il-kumpanija ghandha I-hsieb li terga’ tibda |-programmi ta’ access bikri taghha meta I-medicina tkun
disponibbli ghall-uzu kliniku.

Jekk inti ged tiehu sehem fi prova klinika jew fi programmi ta’ uzu b’kompassjoni u tehtieg aktar
informazzjoni dwar it-trattament tieghek, tkellem mat-tabib tieghek.
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