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Paraiskos gauti Lumevoq (lenadogenas nolparvovekas)
registracijos pazymejima atsiémimas

~Gensight Biologics SA" atsiémé paraiska gauti Lumevoq, skirto regéjimo praradimui dél akiy ligos,
vadinamos paveldima Léberio optine neuropatija, gydyti, registracijos pazymeéjima.

Bendrové paraiskg atsiémé 2023 m. balandzio 20 d.

Kas yra Lumevogq ir kokiais atvejais buvo nhumatyta jj vartoti?

Lumevoq buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas regéjimo praradimui gydyti pacientams, sergantiems
paveldima Léberio optine neuropatija - liga, kuri pazeidzia uzpakalinéje akies dalyje esantj nerva.

Buvo numatyta $j vaistg skirti pacientams nuo 15 mety, kuriems nustatyta tam tikra geno, vadinamo
m.11778G>A, mutacija (pakitimas).

Lumevoq sudétyje yra veikliosios medZiagos lenadogeno nolparvoveko ir ji buvo numatyta gaminti j abi
akis Svirksc¢iamos injekcinés suspensijos forma.

2011 m. geguzés 13 d. Lumevogq priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty)
kategorijai pagal paveldimos Léberio optinés neuropatijos gydymo indikacija. Daugiau informacijos
apie vaisty priskyrima retuyjy vaisty kategorijai rasite Agentaros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu311860.

Kaip veikia Lumevoq?

Paveldima Léberio optine neuropatija sergantys pacientai turi genetiniy mutacijy, kurios paveikia
energijg gaminandius akiy nerviniy lgsteliy komponentus. Dél Siy mutacijy lastelés negali gaminti
fermento (baltymo), vadinamo NADH dehidrogenaze 4 (ND4).

Veiklioji Lumevoq medziaga lenadogenas nolparvovekas susideda is viruso, kuriame yra Sio fermento
geno. Tikimasi, kad vaisto suleidus | akj, virusas pernes geng | lasteles, kad jos galéty gaminti ND4
fermenta.

Siame vaiste panaudotas virusas (adenoasocijuotas virusas) zmonéms ligos nesukelia.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendroveé pateiké dviejy pagrindiniy tyrimy, kuriuose dalyvavo 76 pacientai, sergantys paveldima
Leberio optine neuropatija, kurig sukelé m.11778G>A mutacija, rezultatus. Siuose tyrimuose
dalyvavusiems pacientams | vieng akj buvo SvirkS¢iama Lumevoq, o j kitg buvo atliekama netikra
injekcija (Svirkstas pridedamas prie akies, bet injekcija neatliekama). Abiejuose tyrimuose po

48 savaiciy buvo vertinama, ar Lumevoq pagerino regéjima, palyginti su netikra injekcija.

TrecCiame pagrindiniame tyrime buvo tiriami dviejuose tyrimuose dalyvave pacientai - praéjus trejiems
metams nuo injekcijy buvo tikrinamas juy regéjimas.

Ketvirtame pagrindiniame tyrime, kuriame dalyvavo 98 pacientai, sergantys paveldima Léberio optine
neuropatija, kurig sukélé m.11778G>A mutacija, abiejy akiy gydymas Lumevoq buvo lyginamas su
vienos akies gydymu Lumevoq, o kitos - placebo (preparato be veikliosios medziagos) injekcija.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Paraiska atsiimta, kai Europos vaisty agentiira jau buvo jvertinusi bendroveés pateiktg informacijg ir
parengusi bendrovei skirtus klausimus. Agentdrai jvertinus bendroves atsakymus | paskutinj kartg
pateiktus klausimus, vis dar buvo like neiSspresty klausimy.

Kokia tuo metu buvo Agenturos rekomendacija?

ParaisSkos atsiémimo metu Agentira turéjo tam tikry abejoniy, o jos preliminari nuomoné buvo ta, kad
Lumevoq negaléjo bati leista gydyti paveldimos Léberio optinés neuropatijos, kurig sukéle
m.11778G>A mutacija.

Tyrimy rezultatai neparodé reikSmingy regéjimo skirtumy tarp akiu, | kurias buvo susvirksta Lumevogq,
ir akiy, kurios buvo gydomos netikra injekcija arba placebu. Be to, tyrimai nesuteiké pakankamai
jrodymuy, kad Lumevoq vartojimas | abi akis buty naudingas pacientams.

Agentirai taip pat iSkilo tam tikry abejoniy dél su vaistu atlikty laboratoriniy tyrimy ir dél gamybos
proceso bei viety, kuriose blity gaminamas ir iSbandomas komercinis preparatas. Todél paraiskos
atsiémimo metu Agentiira laikési nuomonés, kad Lumevoq teikiama nauda néra didesné uz jo keliamag
rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo Agentirai pranesta apie paraiSkos atsiémima, bendroveé nurode, kad paraiskos
atsiémimas grindziamas EMA Pazangiujy terapijy komiteto (CAT) iSvadomis dél vaisto naudos.

Ar Sios paraiskos atsiémimas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad paraiskos atsi€émimas neturés jokiy pasekmiy pacientams, kurie jau
gydomi ir Siuo metu dalyvauja klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose.

Bendrové ketina atnaujinti savo ankstyvos prieigos programas, kai vaistas bus pateiktas klinikiniam
vartojimui.

Paraiskos gauti Lumevoq (lenadogenas nolparvovekas) registracijos pazymeéjima
atsiemimas
EMA/251177/2023 Puslapis 2/3


https://www.ema.europa.eu/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-lumevoq_en.pdf

Jeigu dalyvaujate klinikiniame tyrime arba labdaringo vartojimo programoje ir pageidaujate gauti
daugiau informacijos apie taikoma gydyma, pasikalbékite su savo gydytoju.
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