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Luxturna (voretigene neparvovec)
Harsa generali lejn Luxturna u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Luxturna u ghal xiex jintuza?

Luxturna huwa medicina li tintuza ghall-kura ta’ adulti u tfal b’'telf tal-vista minhabba distrofija retinali
li ntirtet, disturb genetiku rari tar-retina (il-membrana sensittiva ghad-dawl fuq wara tal-ghajn).

Luxturna jista’ jintuza biss meta |-pazjenti jkun ghad fadlilhom bizzejjed celloli li jiffunzjonaw fir-retina
u meta I-marda tkun ikkawzata minn mutazzjonijiet (bidliet) fil-gene RPE65. RPE65 hija responsabbli
mill-produzzjoni ta’ enzima msejha isomerazi tar-retinil all-trans (all-trans retinyl isomerase), li hija
mehtiega ghall-funzjonament normali tac-celloli retinali.

Luxturna fih is-sustanza attiva voretigene neparvovec u huwa tip ta’ medicina terapewtika avvanzata
msejha ‘prodott ta’ terapija tal-geni’. Din hija tip ta’ medicina li tahdem billi twassal il-geni fil-gisem.

Id-distrofija retinali li ntirtet hija rari, u Luxturna gie denominat bhala ‘medicina orfni’ (medicina li
tintuza f'mard rari) ghal zewg forom tal-marda f'diversi dati (retinitis pigmentosa: 28 ta’ Lulju 2015;
amaurosis kongenitali ta’ Leber: 2 ta’ April 2012. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni
tista’ tinstab fuq is-sit elettroniku tal-Agenzija Ewropea ghall-

Medicini ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations.

Kif jintuza Luxturna?

Luxturna jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u I-kura ghandha tinghata minn kirurgu li jkollu
esperjenza fil-kirurgija tal-ghajnejn.

Luxturna jinghata bhala injezzjoni unika fug wara ta’ kull ghajn, taht ir-retina. It-tieni ghajn ghandha
tigi kkurata mill-inqas 6 ijiem wara l-ewwel wahda. Il-pazjenti ghandhom jibdew jiréievu medicini
immunosuppressanti (medicini li jnagqsu l-attivita tas-sistema immunitarja, id-difizi naturali tal-gisem)
3 ijiem gabel Luxturna jigi injettat fl-ewwel ghajn, biex jitnagqas ir-riskju li I-medic¢ina tkun rifjutata
mill-gisem, u din il-kura ghandha titkompla ghal 14-il jum wara I-injezzjoni

Ghal iktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Luxturna, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-
ispizjar tieghek.
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Kif jahdem Luxturna?

Luxturna jikkonsisti minn virus li fih kopji normali tal-gene RPE65. Meta Luxturna jigi injettat fl-ghajn
il-virus igorr il-gene RPE65 fi¢-celloli retinali u jippermettilhom jipproducu I-enzima niegsa. Dan jghin
lic-¢elloli fir-retina biex jiffunzjonaw ahjar, billi jnagqsu |-progressjoni tal-marda.

It-tip ta’ virus uzat f'din il-medicina (virus assocjat mal-adeno) ma jikkawzax mard fil-bnedmin.
X’inhuma |-benefic¢ji ta’” Luxturna li hargu mill-istudji?

Luxturna kien investigat fi studju ewlieni wiehed li kien jinvolvi 31 pazjent li jbatu minn distrofija
retinali li ntirtet minhabba I-mutazzjonijiet RPE6E5. 1l-kejl ewlieni tal-effikacja kien kemm kienet tajba I-
prestazzjoni tal-pazjenti f'test tal-mobbilta, fejn huma kienu mehtiega jinnavigaw rotta b’tidwir u
ostakli taht diversi kundizzjonijiet ta’ dawl. Il-pazjenti gew ikkunsidrati li ghaddew mit-test jekk
spi¢¢aw ir-rotta fi 3 minuti u lagtu mhux aktar minn 3 ostakli.

Wara sena ta’ kura, il-pazjenti kkurati b’Luxturna tejbu I-punteggi taghhom b’1.8 punti, filwaqt li I-
pazjenti li ma nghatawx Luxturna tejbu I-punteggi taghhom b’0.2 punti, u dan ifisser li |-pazjenti
kkurati b’Luxturna kienu kapaci jimxu ahjar tul ir-rotta. Barra minn hekk, 13 mill-21 pazjent (62 %)
ikkurati b’Luxturna ghaddew mit-test tal-mobbilta fil-livell ta’ dawl I-aktar baxx ta’ 1 lux (simili ghall-
kondizzjonijiet ta’ bankina mdawla b’dawl baxx hafna bil-lejl), filwaqt li I-ebda wiehed mill-pazjenti li
ma nghatawx il-medicina ma seta’ jaghmel dan. It-titjib fil-vizjoni tal-pazjenti nzamm ghal mill-ingas
tliet snin.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Luxturna?

L-effetti sekondariji I-iktar komuni b’Luxturna (li jistghu jaffetwaw iktar minn persuna 1 minn 20) huma
iperimija kongunktivali (zieda ta’ iktar demm fl-ghajn, li jwassal ghall-hmura tal-ghajn) katarretti
(ti¢cpir tal-lenti tal-ghajn) u zieda fil-pressjoni fuqg gewwa tal-ghajn. Ghal-lista shiha tal-effetti
sekondarji ta’ Luxturna, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Luxturna m’ghandux jintuza f'‘pazjenti b’infezzjoni jew b’infjammazzjoni fl-ghajnejn. Ghal-lista shiha
tar-restrizzjonijiet, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Ghaliex Luxturna huwa awtorizzat fl-UE?

Luxturna ntwera li jtejjeb il-vizjoni tal-pazjenti u l-abbilta taghhom li jevitaw I-ostakli, b’mod partikolari
f'dawl baxx, u huwa mistenni li jtejjeb il-kwalita tal-hajja taghhom. Dan kien ikkunsidrat bhala
benefi¢cju kliniku importanti, meta jitgies in-nuqgqas ta’ kuri awtorizzati ghal din il-kondizzjoni
degenerattiva u progressiva. Is-sigurta ta’ Luxturna kienet ikkunsidrata accettabbli u |-effetti
sekondarji kienu maniggabbli. Ghaldagstant, I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-benefi¢cji
ta’ Luxturna huma akbar mir-riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Luxturna?

lI-kumpanija li tgieghed Luxturna fis-suq ser tistabbilixxi programm edukattiv u ser thejji materjal
edukattiv li ghandu fil-mira lit-tobba u lill-ispizjari li huma mistenni li juzaw u jimmaniggaw Luxturna,
sabiex jigi zgurat I-uzu korrett tal-medic¢ina u jigu minimizzati r-riskji assoc¢jati mal-medicina u I-ghoti
taghha. Luxturna ser ikun disponibbli biss minn ¢entri fejn ikun stabbilit il-programm edukattiv. Ser
jigi pprovdut ukoll pakkett ta’ informazzjoni ghall-pazjenti u ghal dawk li jiehdu hsiebhom.
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Barra minn hekk, il-kumpanija ser ikollha ssegwi lill-pazjenti kollha li rcevew Luxturna fl-istudji ewlenin
ghal 15-il sena, sabiex tikkaratterizza I-effikacja u s-sigurta fit-tul tal-medicina, u tistabbilixxi registru
biex tigbor data dwar is-sigurta fit-tul f'pazjenti kkurati b’Luxturna.

Fis-sommarju tal-karatteristic¢i tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Luxturna.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar I-uzu ta’ Luxturna hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji rrappurtati b’Luxturna huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi mehuda biex
tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Luxturna

Aktar informazzjoni dwar Luxturna tinstab fis-sit elettroniku tal-
Agenzija: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/luxturna.
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