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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Lumevoqg (lenadogene nolparvovec)

Spolo¢nost Gensight Biologics SA stiahla svoju ziadost o povolenie na uvedenie lieku Lumevoq na trh,
ktory bol urceny na lieCbustraty zraku v dosledku ochorenia oka zndmeho ako Leberova hereditérna
optickad neuropatia.

Spolo¢nost stiahla ziadost 20. aprila 2023.

€o je liek Lumevoq a na ¢o sa mal pouzivat?

Liek Lumevoq bol vyvinuty ako liek na lie¢bu straty zraku u pacientov s Leberovou hereditarnou
optickou neuropatiou, Co je ochorenie, ktoré postihuje nerv na zadnej strane oka.

Liek bol ureny pre pacientov vo veku od 15 rokov, ktori maju konkrétnu mutaciu (zmenu) v géne
zndmom ako m.11778G>A.

Liek Lumevoq obsahuje lie¢ivo lenadogene nolparvovec a mal byt dostupny vo forme injekénej
suspenzie na podanie do obidvoch odi.

Liek Lumevoq bol 13. maja 2011 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia (liek, ktory sa pouziva
pri zriedkavych chorobach) na lieCbu Leberovej hereditdrnej optickej neuropatie. Viac informacii o
oznacovani liekov ako lieky na zriedkavé choroby sa nachadza na webovom sidle agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu311860.
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Akym sposobom liek Lumevoq ucinkuje?

Pacienti s Leberovou hereditarnou optickou neuropatiou maju genetické mutacie, ktoré ovplyvnuju
zlozky nervovych buniek vytvarajlice energiu v oCiach. V désledku tychto mutacii bunky nie st schopné
produkovat enzym (protein) znamy ako NADH dehydrogenaza 4 (ND4).

Liecivo lieku Lumevoq, lenadogene nolparvovec, pozostava z virusu, ktory obsahuje gén tohto enzymu.
Po injek¢nom podani lieku do oka sa predpoklada, ze virus doda gén do buniek, ¢o im umozni
produkovat enzym ND4.

Virus pouzity v tomto lieku (adeno-asociovany virus) nespdsobuje ochorenie u ludi.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spoloénost predlozila vysledky z dvoch hlavnych $tadii, na ktorych sa zG&astnilo 76 pacientov

s Leberovou hereditarnou optickou neuropatiou sp6sobenou mutaciou m.11778G>A. Pacienti v tychto
stadiach dostali injekciu lieku Lumevoq do jedného oka, zatial' o do druhého oka dostali simulovanu
injekciu (pri ktorej sa injek¢na striekacka prilozi k oku, ale sa injekcia nepodd). V oboch studiach sa
skimalo, do akej miery liek Lumevoq po 48 tyzdrioch zlepsil zrak v porovnani so simulovanou
injekciou.

V tretej hlavnej studii sa sledovali pacienti z tychto dvoch studii a po troch rokoch od podania injekcii
sa testoval ich zrak.

Vo Stvrtej hlavnej Studii, na ktorej sa zucastnilo 98 pacientov s Leberovou hereditarnou optickou
neuropatiou spésobenou mutaciou m.11778G>A, sa porovnavala liecba obidvoch oci liekom Lumevoq
s liecbou jedného oka liekom Lumevoqg a druhého oka s injekciou placeba (zdanlivého lieku).

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako Eurdpska agenttra pre lieky vyhodnotila dokumentaciu, ktord
spolo¢nost predloZila a vypracovala zoznam otédzok pre spolo¢nost. Potom ako agentira posudila
odpovede spoloc¢nosti na poslednu sériu otazok, este stale zostali niektoré otazky nevyriesené.

Aké bolo v tom case odporicanie agentiry?

V Case stiahnutia Ziadosti mala agentura urcité vyhrady a dospela k predbeznému stanovisku, ze liek
Lumevoq nemdze byt povoleny na lieébu Leberovej hereditdrnej optickej neuropatie spésobenej
mutaciou m.11778G>A.

Vysledky studii nepreukazali vyznamny rozdiel vo videni v ociach, do ktorych bol podany liek Lumevoq
a do ktorych bola podana simulovana injekcia alebo injekcia s placebom. Okrem toho Stidie neposkytli
dostatocné dokazy na preukazanie toho, Ze podanie lieku Lumevoq do obidvoch odi by bolo pre
pacientov prinosom.

Agentura mala tiez niekolko otdzok tykajucich sa laboratérnych stadii vykonanych s tymto liekom, ako
aj vyrobnych postupov a miest, na ktorych sa bude komerény liek vyrabat a testovat. Agentura preto
v Case stiahnutia Ziadosti zastavala nazor, ze prinosy lieku Lumevoq neprevysuju jeho rizika.

Aké dévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujicom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, ze stiahnutie Ziadosti
vychadza z Gvah Vyboru agentlury EMA pre inovativnu lieCbu (CAT) tykajucich sa prinosov lieku.

Ma stiahnutie Ziadosti nejaké dosledky pre pacientov, ktori sa zacastiuju
na klinickych skdasaniach alebo na programoch na pouzitie lieku
v naliehavych pripadoch?

Spoloénost informovala agenttru, Ze pre pacientov, ktori uz su lieéeni a v siéasnosti sa z(Géastfiuju
na klinickych skusaniach alebo na programoch na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch, nevyplyvaju
Ziadne doésledky.
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https://www.ema.europa.eu/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-lumevoq_en.pdf

Spoloénost ma v imysle obnovit svoje programy véasného pristupu, ked je liek k dispozicii na klinické
pouzitie.

Ak sa zucastnuje na klinickom skusani alebo na programe na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch
a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na svojho oSetrujiceho lekara.
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