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Luxturna (voretigén neparvovek)
Véeobecny prehlad o lieku Luxturna a preco bol povoleny v EU

Co je liek Luxturna a na ¢o sa pouziva?

Luxturna je liek, ktory sa pouziva na liecbu dospelych a deti so stratou zraku v dosledku dedi¢nej
retinalnej dystrofie, Co je zriedkava dedi¢na porucha sietnice (svetlocitlivej vrstvy v zadnej Casti oka).

Liek Luxturna sa mdze pouzivat iba u tych pacientov, ktori eSte maju dostatocny pocet fungujacich
buniek v sietnici a ak je ich ochorenie vyvolané mutaciou (zmenou) génu RPE65. RPE65 zodpoveda za
produkciu enzymu, ktory sa nazyva all-trans-retinyl izomeréaza a je potrebny na normalne fungovanie
buniek sietnice.

Liek Luxturna obsahuje lieCivo voretigén neparvovek a je to druh lieku na inovativnu liecbu oznaceny
ako tzv. liek na génovu terapiu. Ide o druh lieku, ktory ucinkuje tak, ze telu dodava gény.

Vrodena retindlna dystrofia je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Luxturna oznaceny za tzv. liek na
ojedinelé ochorenia (,,orphan medicine”) k dvom réznym datumom pre dve formy ochorenia (retinis
pigmentosa: 28. jula 2015 a Leberova vrodena amauréza: 2. aprila 2012). Dalsie informéacie o
oznadeni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mbzete najst na webovej stranke Eurdpskej agentary pre
lieky .

Ako sa liek Luxturna pouziva?

Vydaj lieku Luxturna je viazany na lekarsky predpis a lie€bu ma zacat chirurg, ktory ma skisenosti
s chirurgickymi zakrokmi v oku.

Liek Luxturna sa podava ako jedna injekcia do zadnej Casti oka pod sietnicu. Injekcia do druhého oka
sa ma podat najskor po 6 diioch od podania do prvého oka. Tri dni pred podanim injekcie lieku
Luxturna do prvého oka maju pacienti zacat imunosupresivnu lie¢bu (liekmi na zniZzenie &innosti
imunitného systému, prirodzenej obrany tela), aby sa znizilo riziko odvrhnutia lieku telom a tato ma
pokracovat 14 dni po podani injekcie.

Viac informacii o pouzivani lieku Luxturna si precitajte v pisomnej informacii pre pouZzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Luxturna Gcinkuje?

V lieku Luxturna sa nachadza virus, ktory obsahuje képie normalneho génu RPE65. Po injekénom
podani lieku Luxturna do oka prenesie tento virus gén RPE65do buniek sietnice a umozni im
produkovat chybajlci enzym. Tym sa zlep$i funkcia sietnice a spomali sa progresia ochorenia.

Druh virusu v tomto lieku (adeno-asociovany virus) nesposobuje ochorenie u ludi.
Aké prinosy lieku Luxturna boli preukazané v studiach?

Liek Luxturna sa skimal v jednej hlavnej Stadii s 31 pacientmi s vrodenou retinalnou dystrofiou v
dosledku mutacie RPE65. Hlavnym meradlom ucinnosti bola skiska mobility pacientov, ked sa mali
pohybovat po trase so zakrutami a prekdzkami pri réznych svetelnych pomeroch. Ak pacienti dokazali
prejst trasu za 3 mindty a nevrazit viac ako do 3 prekazok, skiska sa povazovala za Gspesna.

Po jednom roku lieCby sa skére u pacientov liecenych liekom Luxturna zlepsilo o 1,8 bodu, pricom
pacienti, ktori nedostali liek Luxturna, si polepsili o 0,2 bodu, ¢o znamena, Ze pacienti lieceni liekom
Luxturna vedeli lepsie a rychlejsie prejst trasu. Okrem toho 62 % pacientov (13 z 21) lie¢enych liekom
Luxturna dokazalo absolvovat skisku mobility aj pri najnizSom osvetleni 1 lux (podobnom ako pri slabo
osvetlenom chodniku v noci), ¢o sa nepodarilo ani jednému z pacientov, ktori liek nedostali. Zlep3enie
zraku pacientov sa udrzalo minimalne pocas troch rokov.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Luxturna?

Najlastejsie vedlajsie Ucinky lieku Luxturna (ktoré mdzu postihnut viac ako 1 osobu z 20) su
hyperémia spojovky (zvyseny privod krvi do oka veduci k zacervenaniu), katarakta (zakalenie SoSovky)
a zvySeny vnutroocny tlak. Zoznam vsetkych vedlajsich G¢inkov pozorovanych pri pouZivani lieku
Luxturna sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Liek Luxturna sa nesmie pouzivat u pacientov s o¢nou infekciou alebo zapalom. Zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Luxturna povoleny v EU?

Preukazalo sa, ze liek Luxturna zlepsuje zrak pacienta a jeho schopnost pohybu medzi prekazkami,
najma pri timenom svetle, a preto sa oCakava, Ze zlepsi kvalitu zivota. Povazuje sa to za dolezity
klinicky prinos vzhladom na to, Ze neexistuje dostatok povolenych liekov na toto progresivne
degenerativne ochorenie. Bezpeénost lieku Luxturna sa povazuje za prijateln( a vedlajsie Ucinky za
zvladnutelné. Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Luxturna s vacsie ako
rizikd spojené s jeho pouzivanim a ze liek mdze byt povoleny na jeho pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku
Luxturna?

Spoloénost, ktora uvadza liek Luxturna na trh, pripravi vzdeldvaci program a vypracuje vzdelavaci
material pre lekarov a lekarnikov o tom, ako pouzivat tento liek a ako s nim zaobchadzat, aby sa
zabezpecdilo spravne pouzivanie tohto lieku a aby sa zniZilo riziko spojené s liekom a jeho podavanim.
Liek Luxturna bude k dispozicii iba vo vybranych centrach so zavedenych vzdelavacim programom. K
dispozicii bude aj informacny balik pre pacientov a ich opatrovatelov.

Spolo¢nost bude navyse sledovat véetkych pacientov, ktorym bude podany liek Luxturna v hlavnych
$tudiach trvajucich 15 rokov, aby sa zhodnotila dlhodoba ucinnost a bezpeénost lieku a aby sa vytvoril
zoznam na zhromazdovanie dlhodobych Udajov o bezpecnosti pacientov liecenych liekom Luxturna.
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Na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Luxturna boli do sthrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informécie pre pouZzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maja zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri v3etkych liekoch, aj Gdaje o pouZzivani lieku Luxturna sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Luxturna sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Luxturna

Dalsie informécie o lieku Luxturna sa nachadzaju na webovej stranke
agentlry: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/luxturna.
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