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Luxturna (woretygenu neparwowek)
Przeglad wiedzy na temat leku Luxturna i uzasadnienie udzielenia Pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Co to jest lek Luxturna i w jakim celu sie go stosuje

Luxturna to lek stosowany w leczeniu oséb dorostych i dzieci z utratg wzroku spowodowang dziedziczng
dystrofig siatkowki — rzadkim zaburzeniem genetycznym siatkdwki (wrazliwa na $wiatto btona w tylnej
czesci oka).

Lek Luxturna mozna jedynie stosowac, jesli u pacjentow jest nadal pozostaje wystarczajaco
funkcjonujacych komédrek w siatkdowce i w przypadku gdy choroba wywotana jest mutacjami
(zmianami) genuRPE65. Gen RPEG65 jest odpowiedzialny za wytwarzanie enzymu zwanego izomerazg
all-trans-retinylowg, konieczng do normalnego funkcjonowania komérek siatkowki.

Lek Luxturna zawiera substancje czynng woretygenu neparwowek i jest rodzajem leku do
zaawansowanego leczenia zwanym produktem terapii genowej. Jest to rodzaj leku, ktérego dziatanie
polega na dostarczaniu genéw do organizmu.

Dziedziczna dystrofia siatkéwki jest rzadka choroba, a lek Luxturna uznano za lek sierocy (lek
stosowany w rzadkich chorobach) dla dwéch postaci choroby (retinopatia barwnikowa: 28 lipca 2015
r.; wrodzona $lepota Lebera: 2 kwietnia 2012 r.). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku
sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej Europejskiej Agencji Lekow
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations.

Jak stosowac lek Luxturna

Lek Luxturna jest wydawany wylacznie na recepte, a leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowacd
lekarz majacy doswiadczenie w chirurgii oka.

Lek Luxturna podaje sie w pojedynczym wstrzyknieciu w tylng czes¢ oka, pod siatkdwke. Przed
przystapieniem do leczenia drugiego oka powinno uptynaé co najmniej szes¢ dni od zakonczenia
pierwszego. Pacjenci powinni otrzymywac srodki immunosupresyjne (leki ograniczajgce aktywnosé
uktadu odpornosciowego — naturalnego mechanizmu obronnego organizmu) na 3 dni przed
wstrzyknigeciem leku Luxturna do pierwszego oka w celu obnizenia ryzyka odrzucenia leku przez
organizm, a leczenie nalezy kontynuowac 14 dni po wstrzyknieciu.
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Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Luxturna znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Luxturna

Luxturna sktada sie z wirusa zawierajgcego normalne kopie genu

RPE65. Po wstrzyknieciu leku Luxturna do oka wirus przenosi gen RPE65 do komadrek siatkéwki i
umozliwia im wytwarzanie brakujacego enzymu. Pozwala to komérkom w siatkdwce na lepsze
funkcjonowanie i spowolnienie progresji choroby.

Rodzaj wirusa zastosowany w tym leku (wirus zalezny od adenowiruséw) nie wywotuje choroby u ludzi.
Korzysci ze stosowania leku Luxturna wykazane w badaniach

Lek Luxturna poddano ocenie w jednym badaniu gtéwnym z udziatem 31 pacjentéw z dziedziczng
dystrofig siatkowki wywotang mutacjami genu RPE65. Gtdwnym kryterium oceny skutecznosci byty
wyniki testu mobilnosci pacjentdw, w ktdrym mieli oni za zadanie pokonac trase z zakretami i
przeszkodami w réznych warunkach oswietlania. Za zdanie testu uznano ukonczenie trasy w czasie
ponizej 3 minut i potracenie nie wiecej niz 3 przeszkad.

Po roku leczenia u pacjentéw leczonych produktem Luxturna nastgpita poprawa wynikéw o 1,8 punktu,
podczas gdy u pacjentow nieleczonych lekiem Luxturna wyniki ulegty poprawie o 0,2 punktu, co
oznacza, ze pacjenci leczeni produktem Luxturna mogli swobodniej poruszac¢ sie wzdtuz wyznaczonej
trasy. Ponadto 13 z 21 pacjentdow (62%) leczonych lekiem Luxturna zdato test mobilnosci w warunkach
os$wietlenia na poziomie 1 luksa (zblizone warunki do stabo o$wietlonego chodnika w nocy), podczas
gdy pacjenci, ktérzy nie otrzymywali leku, nie byli w stanie tego dokona¢. Poprawa widzenia u
pacjentéw utrzymywata sie przez co najmniej 3 lata.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem produktu Luxturna

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Luxturna (mogace wystgpic¢ u wiecej
niz 1 na 20 pacjentéw) to przekrwienie spojéwkowe (zwiekszony doptyw krwi do oka prowadzacy do
zaczerwienienia oka), za¢ma (zmetnienie soczewki) oraz zwiekszone ci$nienie wewnatrz oka. Petny
wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Luxturna znajduje sie w ulotce dla
pacjenta.

Leku Luxturna nie wolno stosowac¢ u pacjentéw z zakazeniem lub zapaleniem oka. Pelny wykaz
ograniczen znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Luxturna w UE

Lek Luxturna przyczynit sie do poprawy widzenia pacjentow i zdolnosci do poruszania sie wokédt
przeszkdd, w szczegdlnosci w przy¢mionym Swietle i mozna sie spodziewad, ze przyczyni sie do
poprawy ich jakosci zycia. Uznano to za wazng korzys¢ kliniczng, biorgc pod uwage brak
zatwierdzonych metod leczenia dla tej postepujacej, degeneracyjnej choroby. Bezpieczenstwo leku
Luxturna uznano za dopuszczalne, a dziatania niepozadane za mozliwe do kontrolowania. Europejska
Agencja Lekédw (EMA) uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Luxturna przewyzszajq
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Luxturna

Firma wprowadzajaca lek Luxturna do obrotu opracuje program szkoleniowy wraz z materiatami
skierowany do lekarzy i farmaceutdw mogacych mie¢ kontakt z lekiem, aby zapewni¢ prawidtowe
stosowanie leku Luxturna oraz ograniczy¢ ryzyko zwigzane z jego stosowaniem. Lek Luxturna bedzie
dostepny jedynie w osrodkach, gdzie organizowany jest program szkoleniowy. Udostepniony zostanie
réwniez pakiet informacyjny dla pacjentéw i ich opiekundw.

Ponadto firma podda obserwacji wszystkich pacjentow, ktérym przez 15 lat w badaniach gtéwnych
podawano lek Luxturna, aby opisa¢ dtugoterminowg skutecznos$¢ i bezpieczenstwo leku oraz ustanowic
rejestr w celu zgromadzenia danych na temat dlugoterminowego bezpieczenstwa danych u pacjentéw
leczonych lekiem Luxturna.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Luxturna w Charakterystyce
produktu leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i $rodki ostroznosci
przeznaczone dla personelu medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane na temat stosowania leku Luxturna sg stale
monitorowane. Zgtaszane dziatania niepozadane leku Luxturna sa starannie oceniane i podejmowane
sq wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Luxturna

Dalsze informacje dotyczace leku Luxturna znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/luxturna.
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