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Luxturna (voretigenum neparvovecum)
Prehled pro pripravek Luxturna a proc¢ byl pfripravek registrovan v EU

Co je pripravek Luxturna a k ¢emu se pouziva?

Pripravek Luxturna je léCivy pFipravek, ktery se pouziva k |écbé dospélych a déti se ztratou zraku v
disledku dé&di¢né retinaini dystrofie, coz je vzacna genetickd porucha sitnice (membrany citlivé na
svétlo v zadni ¢asti oka).

M{Ze se pouzivat pouze u pacientd, ktefi maji dostatek funké&nich bunék v sitnici, a za predpokladu, e
onemocnéni je zplisobeno mutacemi (zmé&nami) genu RPE65. Gen RPE65 je odpovédny za produkci
enzymu zvaného all-trans-retinyl izomeraza, ktery je nezbytny pro bézné fungovani bunék sitnice.

Pripravek Luxturna obsahuje IéCivou latku voretigen neparvovec a je to druh lécivého pripravku pro
moderni terapie oznacovany jako ,pfipravek pro genovou terapii*. Jedna se o druh léCivého pripravku,
ktery plsobi tak, Ze do t&la dodava geny.

Dédic¢na retindlni dystrofie je vzacné onemocnéni a pfipravek Luxturna byl stanoven jako ,léCivy
pfipravek pro vzacna onemocnéni® pro dvé formy tohoto onemocnéni ke dvéma rliznym datim
(retinitis pigmentosa: 28. Cervence 2015; Leberova kongenitadlni amaurdza: 2. dubna 2012). Vice
informaci o postupu stanoveni Ié¢ivych pfipravk{ pro vzacna onemocnéni naleznete

zde: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations.

Ve

Jak se pripravek Luxturna pouziva?

Vydej pfipravku Luxturna je vazan na lékarsky predpis. LéCbu by mél provadét pouze chirurg se
zkusenostmi v provadéni operaci oka.

PFipravek Luxturna se podava formou jednorazové injekce do zadni ¢asti kazdého oka, pod sitnici.
Druhé oko by mélo byt oSetieno nejdfive 6 dni po prvnim. Pacienti by méli zacdit uzivat imunosupresiva
(lécivé pripravky, které omezuji ¢innost imunitniho systému, coz je pfirozena obranyschopnost téla) 3
dny pred injekénim podanim pfipravku Luxturna do prvniho oka za Gc¢elem zmirnéni rizika, ze télo
IéCivo odmitne. LéCba imunosupresivy by méla pokracovat po dobu 14 dni po podani injekce.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Luxturna naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého |ékare Ci Iékarnika.
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Jak pripravek Luxturna plisobi?

Pripravek Luxturna sestava z viru, ktery obsahuje normalini kopie genu RPE65. Jakmile je podana
injekce pripravku Luxturna do oka, tento vir pfenese gen RPE65 do bunék sitnice a umozni jim
produkovat chybéjici enzym. To pomaha bunkam sitnice Iépe fungovat, coz zpomaluje zhorsovani
onemocnéni.

Typ viru pouzivany v tomto lé¢ivém pfipravku (adeno-asociovany virus) u lidi nevyvolava onemocnéni.
Jaké prinosy pripravku Luxturna byly prokazany v priibéhu studii?

P¥ipravek Luxturna byl zkouman v jedné hlavni studii, do které bylo zafazeno 31 pacientd s dédi¢nou
retinalni dystrofii zplisobenou mutacemi genu RPE65. Hlavnim méfitkem Gcinnosti bylo, jak si pacienti
vedli pfi testu pohybu, pfi némz se po nich pozadovalo, aby prosli dréhu se zatackami a prekazkami za
rGznych svételnych podminek. Za Uspé&sné splnéni testu se u pacientd povaZovalo, kdyz byli schopni
drahu projit béhem 3 minut, aniz by narazili do vice nez 3 prekazek.

Po jednom roce |é¢by se skére u pacientt lé&enych ptipravkem Luxturna zlepsilo o 1,8 bodu, zatimco u
pacientl, kterym piipravek Luxturna podavén nebyl, doslo ke zlep$eni skére o 0,2 bodu. To znamena,
Ze pacienti Ié¢eni pfipravkem Luxturna byli schopni se po draze |épe pohybovat. 13 z 21 (62 %)
pacientl |é¢enych pfipravkem Luxturna navic uspélo pfi testu pohybu za nejniz&i trovné& osvétleni o
hodnoté 1 lux (podobné podminkdm odpovidajicim slabé osvétlenému chodniku v noci), coz se
nepovedlo zadnému z pacientl, ktefi pripravek neuzivali. Zlepseni zraku pacientl pretrvavalo po dobu
nejméné tfi let.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Luxturna?

Nejcastéjsimi nezadoucimi UcCinky pfipravku Luxturna (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 20)
jsou hyperemie spojivky (zvyseny pritok krve do oka, ktery vede k jeho zarudnuti), katarakta (zakal
oéni ¢ocky) a zvyseny nitroo¢ni tlak. Upiny seznam nezadoucich G¢ink{ pfipravku Luxturna je uveden
v pribalové informaci.

P¥ipravek Luxturna nesmi byt podavan pacientim s o¢ni infekci nebo zadnétem oka. Uplny seznam
omezeni je uveden v pribalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Luxturna registrovan v EU?

Bylo prokazano, Ze pFipravek Luxturna zlepduje zrak pacientl a jejich schopnost vyhybat se
prekazkam, zejména za Sera, a mél by zlepSovat kvalitu jejich Zivota. To bylo s ohledem na nedostatek
schvalenych moznosti IéCby pro toto progresivni degenerativni onemocnéni povazovano za vyznamny
klinicky pfinos. Bezpecnost pfipravku Luxturna byla povazovéna za pfijatelnou a jeho nezadouci ucinky
za zvladatelné. Evropska agentura pro lécivé pripravky tudiz rozhodla, Ze pfinosy pfipravku Luxturna
prevysuji jeho rizika a mize tak byt registrovan k pouziti v EU.

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Luxturna?

Spolecnost, kterd pfipravek Luxturna dodava na trh, sestavi vzdélavaci program a vypracuje vzdélavaci
material uréeny lékafdim a lékarnikim, u nichZ se olekava, ze budou pfipravek Luxturna pouZivat a
manipulovat s nim, a to s cilem zajistit spravné pouzivani tohoto pfipravku a minimalizovat rizika
souvisejici s timto 1éCivym pripravkem a jeho podavanim. Pfipravek Luxturna bude dostupny vyhradné
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ve strediscich se zavedenym vzdélavacim programem. Poskytnut bude rovnéz informacni balicek pro
pacienty a jejich oSetfovatele.

Spolecnost bude navic muset po dobu 15 let sledovat vSsechny pacienty, kterym byl podan pfipravek
Luxturna v hlavnich studiich, s cilem charakterizovat dlouhodobou ucinnost a bezpecnost lécivého
piipravku a sestavit registr shromazdujici Gdaje o dlouhodobé bezpecnosti u pacientl Ié¢enych
pfipravkem Luxturna.

Do souhrnu Udajl o pfipravku a pFibalové informace byla rovn&Z zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro
bezpecné a Gcinné pouzivani pripravku Luxturna, kterda by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech Ié¢ivych pripravkd jsou tdaje o pouZivani pFipravku Luxturna pribézné sledovany.
Nezadouci Ucinky nahlasené v souvislosti s pfipravkem Luxturna jsou peclivé hodnoceny a jsou ucinéna
vedkera nezbytnd opatieni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Luxturna

Dal3i informace k pripravku Luxturna jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/luxturna.
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