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Umik vloge za pridobitev dovoljenja za promet z
zdravilom Lumevoq (lenadogen nolparvovek)

Podjetje Gensight Biologics SA je umaknilo vlogo za pridobitev dovoljenja za promet z
zdravilom Lumevoq za zdravljenje izgube vida zaradi oCesne bolezni, znane kot Leberjeva dedna
opti¢na nevropatija.

Podjetje je vlogo umaknilo 20. aprila 2023.

Kaj je zdravilo Lumevoq in za kaj naj bi se uporabljalo?

Zdravilo Lumevoq je bilo razvito kot zdravilo za zdravljenje izgube vida pri bolnikih z Leberjevo dedno
opti¢no nevropatijo, tj. boleznijo, ki prizadene Zivec v zadnjem delu ocesa.

Uporabljalo naj bi se pri bolnikih, starejsih od 15 let, ki imajo posebno mutacijo (spremembo) v genu,
znanem kot m.11778G>A.

Zdravilo Lumevoq vsebuje ucinkovino lenadogen nolparvovek in naj bi bilo na voljo v obliki suspenzije
za injiciranje v ocesi.

Zdravilo Lumevoq je bilo 13. maja 2011 dolo¢eno kot ,zdravilo sirota" (zdravilo za zdravljenje redkih
bolezni) za zdravljenje Leberjeve dedne opti¢ne nevropatije. Vec informacij o dolocitvi zdravila sirote je
voljo na spletisCu agencije: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu311860.

Kako zdravilo Lumevoq deluje?

Bolniki z Leberjevo dedno opti¢no nevropatijo imajo genske mutacije, ki vplivajo na komponente
zivénih celic, ki proizvajajo energijo v oCeh. Zaradi teh mutacij celice ne morejo proizvajati encima
(beljakovine), znanega kot NADH dehidrogenaza 4 (ND4).

Ucinkovina v zdravilu Lumevoq, lenadogen nolparvovek, je sestavljena iz virusa, ki vsebuje gen za ta
encim. Ko se zdravilo injicira v oko, naj bi virus prenesel gen v celice, kar jim bo omogocilo tvorjenje
encima ND4.

Virus, ki se uporablja v tem zdravilu (adenoasociacijski virus), ne povzroca bolezni pri ljudeh.
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Katero dokumentacijo je podjetje predlozilo v podporo svoji viogi?

Podjetje je predstavilo rezultate dveh glavnih studij, v katerih je sodelovalo 76 bolnikov z Leberjevo
dedno opti¢no nevropatijo, ki jo je povzrodila mutacija gena m.11778G>A. Bolnikom so v teh Studijah
zdravilo Lumevogq injicirali v eno oko, medtem ko so v drugo oko prejeli navidezno injekcijo (pri cemer
se brizga prisloni k ocesu, do injiciranja pa ne pride). V obeh Studijah so proucevali, kako dobro je
zdravilo Lumevoq po 48 tednih izboljsalo vid v primerjavi z navideznim injiciranjem.

V tretji glavni Studiji so bolnike iz obeh studij spremljali in tri leta po injiciranju testirali vid.

V Cetrti glavni Studiji, v katero je bilo vklju¢enih 98 bolnikov z Leberjevo dedno opti¢no nevropatijo, ki
jo je povzrocila mutacija gena m.11778G>A, so zdravljenje obeh oci z zdravilom Lumevoq primerjali z
zdravljenjem samo enega ocesa z zdravilom Lumevoq, drugega pa z injiciranjem placeba (zdravila brez
ucinkovine).

Kako dalec je bil postopek ocenjevanja vioge ob njenem umiku?

Vlogo so umaknili po tem, ko je Evropska agencija za zdravila ze ocenila zacetno dokumentacijo, ki jo
je predlozilo podjetje, in oblikovala seznam vprasanj. Potem ko je agencija ocenila odgovore podjetja
na zadnji sklop vprasanj, so nekatera vprasanja Se vedno ostala neresena.

Kaksno je bilo takrat priporocilo agencije?

Ob umiku vloge je imela agencija nekaj pomislekov in je zaCasno menila, da zdravila Lumevoq ni
mogoce odobriti za zdravljenje Leberjeve dedne opti¢ne nevropatije, ki jo povzroa mutacija gena
m.11778G>A.

Rezultati Studij niso pokazali vecje razlike v vidu oCesa, v katero je bilo injicirano zdravilo Lumevogq, in
tistega, ki je prejelo navidezno injekcijo ali injekcijo placeba. Poleg tega Studije niso zagotovile
zadostnih dokazov, da bi dajanje zdravila Lumevoqg v obe ocesi bolnikom koristilo.

Agencija je imela tudi nekaj vprasanj o laboratorijskih Studijah, izvedenih z zdravilom, ter o
proizvodnem postopku in obratih za izdelavo in testiranje komercialnega zdravila. Zato je ob umiku
vloge menila, da koristi zdravila Lumevoq ne odtehtajo z njim povezanih tveganj.

Kaksni so bili razlogi podjetja za umik vlioge?

Podjetje je v dopisu, s katerim je agencijo obvestilo o umiku vloge, navedlo, da umik vloge temelji na
pomislekih Odbora za napredno zdravljenje (CAT) pri agenciji glede koristi zdravila.

Kaksne so posledice umika vloge za bolnike, ki sodelujejo v klini¢nih
preskusanjih ali programih socutne uporabe zdravila?

Podjetje je agencijo obvestilo, da umik nima posledic za bolnike, ki se Ze zdravijo in so trenutno
vkljuceni v klini¢na preizkusanja ali programe socutne uporabe.

Prav tako namerava nadaljevati svoje programe za zgodnji dostop do zdravila, ko bo to na voljo za
klini¢no uporabo.

Ce ste vkljuéeni v klini¢no preskusanje ali program socutne uporabe in potrebujete ve¢ informacij o
zdravljenju, se obrnite na zdravnika.
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