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Luxturna (voretigen neparvovek)
Sammanfattning av Luxturna och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Luxturna och vad anvands det for?

Luxturna ar ett lakemedel som anvands for att behandla vuxna och barn med synforlust pa grund av
nedarvd retinaldystrofi, en sallsynt genetisk sjukdom i nathinnan (det ljuskansliga membranet langst
bak i 6gat).

Luxturna kan endast anvandas om patienterna fortfarande har tillrackligt manga fungerande
nathinneceller kvar och néar sjukdomen orsakas av mutationer (férandringar) i genen RPE65. RPE65
ansvarar for produktionen av ett enzym som kallas all-trans-retinyl-isomeras, som ar nédvandigt for
normalt fungerande nathinneceller.

Luxturna innehaller den aktiva substansen voretigen neparvovek och ar en typ av lakemedel for
avancerad terapi som kallas "genterapiprodukt”. Det ar en typ av lakemedel som verkar genom att
gener fors in i kroppen.

Nedarvd retinaldystrofi ar séllsynt och Luxturna klassificerades som sérlakemedel (ett lAkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) for tva olika former av sjukdomen vid olika tillfallen (retinitis
pigmentosa: den 28 juli 2015; Lebers medftdda amauros: den 2 april 2012). Mer information om
klassificeringen som sarlakemedel finns pd EMA:s webbplats ema.europa.eu/medicines/human/orphan-

designations.

Hur anvands Luxturna?

Luxturna &ar receptbelagt och behandling ska ges av en kirurg med erfarenhet av att utféra 6égonkirurgi.

Luxturna ges som en enda injektion under nathinnan i botten av varje 6ga. Det andra dgat ska
behandlas minst sex dagar efter det forsta. Patienterna ska borja f& immunsuppressiva lakemedel
(lakemedel som minskar aktiviteten hos immunsystemet, kroppens naturliga forsvar) tre dagar innan
Luxturna injiceras i det forsta dgat for att minska risken att lakemedlet stdts bort av kroppen. Denna
behandling ska fortsatta 14 dagar efter injektionen.

For att fA mer information om hur du anvander Luxturna, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Luxturna?

Luxturna bestar av ett virus som innehaller normala kopior av genen RPE65. Nar Luxturna injiceras i
Ogat for viruset in genen RPEG5 i nathinnecellerna, som da kan producera det enzym som saknas.
Detta gor att cellerna i nathinnan fungerar battre och pa sa satt saktas sjukdomsforloppet ned.

Den typ av virus som anvands i lakemedlet (adenoassocierat virus) orsakar inte sjukdom hos
manniskor.

Vilka fordelar med Luxturna har visats i studierna?

Luxturna undersoktes i en huvudstudie med 31 patienter med nedarvd retinaldystrofi beroende pa
RPE65-mutationer. Huvudeffektmattet var hur bra patienterna klarade ett rorlighetstest dar de skulle
navigera efter en rutt med svangar och hinder vid olika ljusforhallanden. Patienterna ansags ha klarat
av testet om de klarade rutten inom tre minuter och inte gick in i mer an tre hinder.

Efter ett ars behandling forbattrade de patienter som behandlats med Luxturna sitt resultat med 1,8
podng medan de patienter som inte fick Luxturna férbattrade sitt resultat med 0,2 poang. Detta
innebar att de patienter som behandlades med Luxturna kunde rora sig battre langs rutten. 13 av 21
patienter (62 procent) som behandlats med Luxturna klarade dessutom rorlighetstestet vid den lagsta
ljusnivan pa 1 lux (motsvarar forhallandena vid en daligt upplyst gangbana pa kvallen). Bland
patienterna som inte behandlades med lakemedlet klarade ingen detta. Férbattringen av patienternas
syn bibeholls under minst tre ar.

Vilka ar riskerna med Luxturna?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Luxturna (kan upptrada hos fler an 1 av 20 personer) ar
konjunktival hyperemi (6kad blodtillforsel till 6gat som leder till rodnad i 6gat), katarakt (gra starr,
grumling av linsen i 6gat) och 6kat tryck i dgat. En fullstandig férteckning éver biverkningar som
rapporterats for Luxturna finns i bipacksedeln.

Luxturna far inte ges till patienter med 6goninfektion eller 6goninflammation. En fullstandig forteckning
over restriktioner finns i bipacksedeln.

Varfor ar Luxturna godkant i EU?

Luxturna har visat sig forbattra patienternas syn och formaga att rora sig runt hinder, sarskilt i svagt
ljus, vilket forvantas forbattra deras livskvalitet. Detta ansags vara en viktig klinisk fordel med tanke
pa att det saknas en godkand behandling av denna progressiva och degenerativa sjukdom. Sakerheten
for Luxturna ansags vara godtagbar och biverkningarna hanterbara. Europeiska
lakemedelsmyndigheten fann darfor att férdelarna med Luxturna ar stdrre an riskerna och att Luxturna
kan godkénnas for forséljning i EU.

Vad gors for att garantera séker och effektiv anvandning av Luxturna?

For att garantera att Luxturna anvands pa ett korrekt satt och for att minimera riskerna i samband
med lakemedlet och administreringen av det kommer féretaget som marknadsfor Luxturna att inratta
ett utbildningsprogram och utarbeta utbildningsmaterial for lakare och apotekspersonal som forvantas
anvénda och hantera Luxturna. Luxturna kommer endast att finnas vid center dar
utbildningsprogrammet inrattats. Ett informationspaket till patienter och deras vardare kommer ocksa
att tas fram.
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Foretaget ska dessutom under 15 ar folja upp samtliga patienter som fatt Luxturna i huvudstudien for
att karaktarisera lakemedlets langsiktiga effekt och sakerhet och inratta ett register for att samla in
sékerhetsuppgifter pa lang sikt fran patienter som behandlats med Luxturna.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Luxturna har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Luxturna kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Luxturna utvarderas noggrant och nodvandiga atgarder vidtas
for att skydda patienterna.

Mer information om Luxturna

Mer information om Luxturna finns pa EMA:s
webbplats ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/luxturna.
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