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Aterkallande av ansdkan om godk&nnande for forséljning
av Lumevoq (lenadogen-nolparvovek)

Gensight Biologics SA aterkallade sin ansékan om godkénnande for férséljning av Lumevoq fér
behandling av synforlust orsakad av 6gonsjukdomen Lebers hereditara optikusneuropati.

Foretaget aterkallade sin ansdkan den 20 april 2023.

Vad ar Lumevoq och vad skulle det anvandas for?

Lumevoq utvecklades som ett |ldkemedel for behandling av synférlust hos patienter med Lebers
hereditéra optikusneuropati, en sjukdom som paverkar nerven i égats bakre del.

Det var avsett for patienter frdn 15 ars dlder som har den sérskilda mutationen (férandringen)
m.11778G>A i en gen.

Lumevoq innehaller den aktiva substansen lenadogen-nolparvovek och skulle finnas som en
suspension for injektion i bada 6gonen.

Lumevoq klassificerades den 13 maj 2011 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid Lebers hereditara optikusneuropati. Mer information om
klassificeringen som sarlakemedel finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu311860.

Hur verkar Lumevoq?

Patienter med Lebers hereditdra optikusneuropati har genetiska mutationer som paverkar de
energiproducerande komponenterna i nervcellerna i 6gonen. Till féljd av dessa mutationer kan cellerna
inte producera ett enzym (protein) som kallas NADH-dehydrogenas 4 (ND4).

Den aktiva substansen i Lumevoq, lenadogen-nolparvovek, bestar av ett virus som innehaller genen
for detta enzym. Né&r lakemedlet injiceras i 6gat forvéntas viruset fora in genen i cellerna sa att de kan
producera ND4-enzymet.

Viruset som anvands i detta ldkemedel (adenoassocierat virus) orsakar inte sjukdom hos manniskor.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lade fram resultat fran tvd huvudstudier som omfattade 76 patienter med Lebers hereditéra
optikusneuropati orsakad av mutationen m.11778G>A. Patienterna i dessa studier fick en injektion
med Lumevoq i ett 6ga, medan de i det andra 6gat fick en simulerad injektion (dar sprutan trycks mot
dgat men ingen injektion ges). I bdda studierna underséktes hur val Lumevoq forbattrade
synférmagan jamfort med en simulerad injektion efter 48 veckor.

En tredje huvudstudie féljde patienterna fran de tva studierna och testade deras syn tre ar efter
injektionerna.

I en fjarde huvudstudie pd 98 patienter med Lebers hereditéra optikusneuropati orsakad av
mutationen m.11778G>A jamférdes behandlingen av bada égonen med Lumevoq med behandlingen
av det ena 6gat med Lumevoq och det andra med en placeboinjektion (overksam injektion).

Hur 1dngt hade utvdarderingen kommit nar ansékan drogs tillbaka?

AnsoOkan drogs tillbaka efter att Europeiska lakemedelsmyndigheten hade utvarderat dokumentationen
fran foretaget och sammanstéllt en fragelista. Vissa fragetecken kvarstod ndr myndigheten hade
utvarderat féretagets svar pa den sista omgdngen fragor.

Vad rekommenderade myndigheten vid den tidpunkten?

Vid tidpunkten for dterkallandet hyste myndigheten vissa beténkligheter och ansdg preliminart att
Lumevoq inte skulle ha kunnat godkannas fér behandling av Lebers hereditdra optikusneuropati
orsakad av mutationen m.11778G>A.

Resultaten av studierna visade inte ndgon betydande skillnad i synen hos égon som injicerades med
Lumevoq och dem som fick en simulerad injektion eller placeboinjektion. Dessutom gav inte studierna
tillrackliga belagg for att det skulle vara till nytta for patienterna att ge Lumevoq i bdda 6gonen.

Myndigheten hade ocksd vissa fragor om laboratoriestudier som utférts med Idkemedlet samt om
tillverkningsprocessen och de anléaggningar dar den kommersiella produkten skulle tillverkas och
testas. Vid tidpunkten for dterkallandet ansdg darfér myndigheten att nyttan med Lumevoq inte

Overvagde riskerna.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansékan?

I skrivelsen till myndigheten om att ansékan aterkallas uppgav féretaget att aterkallandet bygger pa
de 6vervaganden som gjorts av EMA:s kommitté for avancerade terapier (CAT) avseende nyttan med
lakemedlet.

Paverkar detta dterkallande patienter som deltar i kliniska provningar eller
s.k. compassionate use-program?

Foretaget informerade myndigheten om att beslutet inte far nagra féljder for patienter som redan
behandlas och for narvarande deltar i kliniska prévningar eller s.k. compassionate use-program.

Foretaget avser att teruppta sina program for tidig tillgdng nar lakemedlet &r tillgéngligt for klinisk
anvandning.
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https://www.ema.europa.eu/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-lumevoq_en.pdf

Om du deltar i en klinisk prévning eller ett s.k. compassionate use-program och behdver mer
information om din behandling kan du kontakta din lakare.
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