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Luxturna (voretigén neparvovec)
A Luxturna nev( gydgyszer attekintése és indoklas, hogy miért
engedélyezték az EU-ban

Milyen tipusu gyogyszer a Luxturna és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Luxturna-t olyan felnGttek és gyermekek kezelésére alkalmazzak, akiknél a retina (a szem hatsé
részében talalhaté fényérzékeny hartya) ritka, genetikai rendellenessége, az drdkletes retinadisztréfia
latasvesztést okoz.

A Luxturna csak abban az esetben alkalmazhatd, ha a beteg retindjaban még van elég m(kodo sejt és
a betegséget az RPE65 gén mutacidja (moédosulasa) okozza. Az RPEG5 gén felel a retinasejtek
megfeleld mlikodéséhez sziikséges all-transz retinil-izomeraz nev(i enzim el6allitasaért.

A Luxturna hatéanyagként voretigén neparvovecet tartalmaz, és a fejlett terapias gyoégyszerek egy
tipusa, amelyet ,génterapias gyogyszernek” neveznek. Ez a gydgyszertipus azaltal fejti ki hatasat,
hogy géneket juttat a szervezetbe.

Mivel az orokletes retinadisztrofia ,ritkdnak” minésil, ezért a Luxturna-t a betegség két formaja
tekintetében kiilonb6z6 id6pontokban (retinitisz pigmentdza: 2015. julius 28.; Leber-féle amaurézis:
2012. aprilis 2.) ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a
ritka betegség elleni (orphan) statusszal rendelkez6 gyogyszerekrol az Eurdpai Gydgyszeriigynokség
honlapjan talalhaté ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations.

Hogyan kell alkalmazni a Luxturna-t?

A Luxturna csak receptre kaphatd, és a kezelést szemm(itétek végzésében tapasztalt sebésznek kell
végrehajtania.

A Luxturna-t egyetlen injekcioban kell a szemek hatsé részébe, a retina ala beadni. A masodik szemet
az els6 szem utan legalabb 6 nappal lehet kezelni. A Luxturna elsé szembe valé befecskendezése el6tt
harom nappal a betegnek immunszuppressziv gydgyszereket (a szervezet természetes védekezd
rendszere, az immunrendszer aktivitdsat csokkentd gyogyszerek) kell adni, és ezt a kezelést az
injekcié beadasa utan 14 napig kell folytatni a gyégyszer szervezet altali kilokésének kockazata
csOkkentése érdekében.
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Tovabbi informaciéért a Luxturna alkalmazasarol olvassa el a betegtajékoztatot vagy kérdezze meg
kezel6orvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Luxturna?

A Luxturna az RPE65 gén hibatlan masolatait hordozé virust tartalmaz. A Luxturna szembe
fecskendezésekor a virus az RPE65 gént a retinasejtekbe juttatja, igy azok képesek lesznek a hianyzé
enzim el6allitdsara. Ezaltal a retina sejtjei jobban m(ikddnek, lelassitva a betegség el6rehaladasat.

A gyogyszerben alkalmazott virustipus (adeno-asszocialt virus) nem okoz emberi megbetegedést.
Milyen el6nyei voltak a Luxturna alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Luxturna-t egy f6 vizsgalatban tanulmanyoztak, 31, RPE65-mutéacié okozta 6rokletes
retinadisztréfiaban szenved6 beteg bevonasaval. A f6 hatékonysagi mutatd a betegek mobilitasi
teszten elért eredménye volt. A betegeknek egy kanyarokkal és akadalyokkal nehezitett, kiilonb6z6
mértékben megyvilagitott Uton kellett végighaladniuk. A betegek akkor teljesitették a tesztet sikeresen,
ha 3 percen belil végighaladtak az aton Ggy, hogy haromnal tébb akadalyba nem Utkdztek bele.

Egy év kezelés utan a Luxturna-val kezelt betegek pontszama 1,8 ponttal, a Luxturna-t nem kapo
betegek pontszédma pedig 0,2 ponttal n6tt, ami azt jelenti, hogy a Luxturna-val kezelt betegek jobban
tudtak haladni az uton. Emellett a Luxturna-val kezelt 21 beteg kézul 13 (62%) a legalacsonyabb
megvilagitasi szint, 1 lux (hasonl6 egy jarda éjszakai gyenge megvilagitasahoz) mellett teljesitette
sikeresen a tesztet, mig ez a gyoégyszerrel nem kezelt betegek egyikének sem sikertlt. A betegek
latasjavulasa legalabb harom évig fennmaradt.

Milyen kockazatokkal jar a Luxturna alkalmazasa?

A Luxturna leggyakoribb mellékhatasai (20 beteg kdzil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a konjunktivalis
hiperémia (megnévekedett véraramlas a szembe, ami a szem vorosségét okozza), sziirke halyog (a
szemlencse elszirkilése) és a megnovekedett szembelnyomas. A Luxturna alkalmazasaval
kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatés teljes felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

A Luxturna nem alkalmazhat6 szemfert6zés vagy szemgyulladas fennalldsa esetén. A korlatozasok
teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhat6.

Miért engedélyezték a Luxturna forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Luxturna bizonyitottan javitotta a betegek latasat és az akadalyok kikertlésének képességét, gyéren
megvilagitott kérilmények kozétt is, igy varhatdan javitani fogja a betegek életminéségét. Ezt jelentds
klinikai el6nynek tekintették, figyelemmel ezen progressziv, degenerativ betegség engedélyezett
kezeléseinek hidnyara. A Luxturna biztonsagossagat elfogadhatonak, mellékhatasait kezelhetének
itélték. Az Eurdpai Gyogyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Luxturna alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyodgyszer forgalombahozatali engedélye az EU-ban kiadhaté.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Luxturna biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabaol?

A Luxturna-t forgalmazé vallalat a gyogyszert varhatéan alkalmazo, illetve kiadé orvosok és
gyogyszerészek szamara oktatéprogramot és oktatdéanyagokat fog dsszeallitani a gydgyszer megfeleld
alkalmazasanak biztositdsa, és a gydgyszerrel, valamint annak alkalmazasaval 6sszefligg6 kockazatok
minimalizalasa érdekében. A Luxturna csak olyan kdzpontokban lesz elérhetd, ahol az oktatéprogram
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rendelkezésre all. A betegek és gondozoéik szamara tajékoztaté csomagot fognak rendelkezésre
bocséatani.

Emellett a vallalatnak a f6 vizsgalatokban Luxturna-val kezelt betegek allapotat 15 évig figyelemmel
kell kisérnie a gydgyszer hosszu tavu hatékonysaganak és biztonsagossaganak jellemzése, valamint
egy olyan nyilvantartas létrehozasa érdekében, amelyben a Luxturna-val kezelt betegek hosszu tava
biztonsdgossagi adatait gy(ijti.

A Luxturna biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanldsok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

A Luxturna alkalmazasa soran jelentkez6 informaciékat — hasonléan minden mas gyégyszerhez —
folyamatosan monitorozzak. A Luxturna alkalmazasaval dsszefliggésben jelentett mellékhatasokat
gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket

meghozzak.
A Luxturna-val kapcsolatos egyéb informacio

Tovabbi informdcié a Luxturna gydgyszerrél az Ugyndkség honlapjan taldlhatd:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/luxturna.
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