COMUNICAT DE PRESA

Agentia Nationald a Medicamentului si a Dispozitivelor Medicale prezinta in cele
ce urmeaza traducerea In limba romédna a comunicatului de presd al Agentiei
Europene a Medicamentului (European Medicines Agency = EMA) referitor la
emiterea recomandarii de autorizare a medicamentului Luxturna, o noua terapie
genicd pentru tratarea unei tulburari rare care produce pierderea vederii,

medicament de prima optiune in cazul distrofiei ereditare de retind cu mutatii ale
genei RPEG65

EMA, 21 septembrie 2018

Comunicat de presa EMA
referitor la emiterea recomandirii de autorizare a medicamentului
Luxturna, o noua terapie genica pentru tratarea unei tulburari rare care
produce pierderea vederii, medicament de prima optiune in cazul distrofiei
retiniene ereditare cu mutatii ale genei RPE65

Comitetul pentru medicamente de uz uman (Committee for Medicinal
Products for Human Use =CHMP) al Agentiei Europene a Medicamentului
recomandd autorizarea pentru punere pe piata a medicamentului Luxturna
(voretigene neparvovec) pentru terapie genica, indicat in tratarea pacientilor
adulti, adolescenti si copii diagnosticati cu distrofie retiniana ereditara cu mutatii
ale genei RPEGS, o tulburare genetica rara, care produce pierderi de vedere si
determina, de obicei, aparitia orbirii.

Mutatiile genei RPE6S5, care codifica una dintre enzimele implicate in
biochimia captarii luminii la nivelul celulelor retinei, afecteaza capacitatea
pacientului de detectare a luminii. Aceasta este o boald severa si debilitanta,
caracterizata de pierderea progresiva a vederii, Majoritatea pacientilor urmand sa
orbeasca in primii ani de maturitate. n prezent, pentru aceastd boald nu exista
tratament, iar sprijinul pentru pacienti se limiteaza la masuri de abordare
terapeutica a bolii, precum dispozitive ajutatoare pentru acuitate vizuala scazuta.

Medicamentul Luxturna este indicat pacientilor cu mutatii bialelice
confirmate ale genei RPE65 (pacienti care au mostenit mutatia de la ambii parinti)
si care dispun de suficiente celule retiniene viabile. Aceasta este prima terapie a
unei boli retiniene, recomandatd spre autorizare. Actiunea medicamentului
Luxturna consta din administrarea unei gene functionale RPE65 in celulele
retinei, prin intermediul unei singure injectii retiniene, restabilindu-se astfel calea
de producere a enzimei necesare, ca urmare imbunatatindu-se capacitatea
pacientului de detectare a luminii.



Medicamentul Luxturna a fost evaluat la 41 de pacienti, in cadrul studiului
clinic principal efectuat pentru sustinerea autorizarii, pacientii tratati prezentand
dupa un an o imbunatatire semnificativa a vederii pe timp de noapte, a carei
afectare este unul dintre simptomele tipice ale bolii, in timp ce la grupul martor
nu s-a inregistrat nicio Tmbunatatire. Cele mai frecvente reactii adverse au fost
hiperemia conjunctivald (inrosirea ochiului), cataracta si cresterea presiunii
intraoculare.

Avand in vedere noutatea tratamentului si numarul limitat de pacienti tratati,
CHMP solicita companiei sd asigure monitorizarea pe termen lung a pacientilor,
astfel Tncét eficacitatea si siguranta medicamentului Luxturna sa poata fi n
continuare confirmate. S-a convenit desfasurarea unor studii de urmarire, inclusiv
a unui studiu de siguranta post-autorizare (PASS) bazat pe un registru al bolii la
pacientii cu pierderi de vedere determinate de distrofia retiniana ereditara cauzata
de mutatii bialelice confirmate ale genei RPE65, si a unui program de urmarire
pe o perioada de 15 ani a rezultatelor in domeniul eficacitatii si sigurantei la toti
pacientii tratati in programul clinic.

Opinia CHMP se bazeaza pe evaluarea efectuata de expertii din cadrul
Comitetului EMA pentru terapii avansate (Committee for Advanced Therapies
=CAT). Medicamentul Luxturna a fost desemnat medicament orfan si
medicament pentru terapie avansatda, in timpul dezvoltarii medicamentului
solicitantul beneficiind de asistenta EMA Tn materie de protocol.

Opinia adoptatda de CHMP privitoare la medicamentul Luxturna constituie o
etapa intermediard in procesul de punere a acestuia la dispozitia pacientului. In
momentul de fata, aceasta opinie urmeaza a fi trimisa catre Comisia Europeana
in vederea adoptarii unei decizii privind acordarea autorizatiei de punere pe piata
valabile 1n Intreaga UE. Odatd acordatd aceasta autorizatie, la nivelul fiecarui stat
membru se vor lua deciziile privind pretul si rambursarea, pe baza rolului
potential/utilizarii medicamentului in contextul sistemului national de sanatate al
tarii respective.

Note:

Solicitantul de autorizare pentru punerea pe piata a medicamentului Luxturna
este compania Spark Therapeutics Ireland Ltd.

Conform procedurii la momentul aprobarii, Comitetul EMA pentru
medicamente orfane (Committee for Orphan Medicinal Products =COMP) isi va
re-analiza decizia de desemnare a acestui medicament ca orfan, stabilind astfel
dacad informatiile de pand acum permit mentinerea statutului de orfan al
medicamentului Luxturna si acordarea perioadei de 10 ani de exclusivitate pe
piata pentru acest medicament.



