Novartis Europharm Limited
Skrocona Informacja o Leku Luxturna

Luxtura 5 x 10'? genoméw wektora/ml koncentrat i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan

Luxturna
woretygen neparwowek

Postaé i sklad

Koncentrat i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan. Po rozmrozeniu, zar6wno koncentrat jak i rozpuszczalnik
sg przezroczystymi, bezbarwnymi ptynami, ktorych pH wynosi 7,3. Kazdy ml koncentratu zawiera 5 x 10'? genomow wektora
(vg). Kazda fiolka produktu leczniczego Luxturna zawiera 0,5 ml ekstrahowalnego koncentratu (co odpowiada 2,5 x 10'? genoméow
wektora), ktéry wymaga rozcienczenia w proporcji 1:10 przed podaniem.

Po rozcienczeniu 0,3 ml koncentratu przy uzyciu 2,7 ml rozpuszczalnika, kazdy ml zawiera 5 x 10'! genomow wektora. Kazda
dawka 0,3 ml produktu leczniczego Luxturna zawiera 1,5 x 10!'! genomoéw wektora.

Wskazania

Produkt leczniczy Luxturna jest wskazany w leczeniu dorostych oraz dzieci i mtodziezy z utrata wzroku z powodu dziedzicznej
dystrofii siatkowki spowodowanej przez potwierdzone bialleliczne mutacje genu RPE65 oraz u ktérych zachowata sie
wystarczajaca liczba zywych komorek siatkowki.

Dawkowanie

Leczenie powinno by¢ rozpoczynane i podawane przez chirurga witreoretinalnego z do§wiadczeniem w przeprowadzaniu zabiegdow
chirurgicznych w obrebie plamki.

Pacjenci otrzymaja pojedynczg dawke 1,5 x 10'! genomow wektora woretygen neparwowek do kazdego oka. Kazda dawka o
catkowitej objetosci 0,3 ml zostanie podana do przestrzeni podsiatkowkowe;j. Procedura podania dawki do kazdego oka jest
wykonywana w rozne dni w krotkim odstepie czasu, nie krotszym niz 6 dni.

Schemat leczenia immunomodulujgcego

Przed rozpoczgciem stosowania schematu leczenia immunomodulujacego i przed podaniem woretygenu neparwowek, nalezy
sprawdzic¢ stan pacjenta pod katem czynnych chordb zakaznych wszelkiego rodzaju, a w przypadku wykrycia takiego zakazenia
rozpoczgcie leczenia musi zosta¢ odtozone do czasu powrotu pacjenta do zdrowia.

Zaleca sig, aby 3 dni przed podaniem woretygenu neparwowek do pierwszego oka rozpoczaé leczenie immunomodulujace wedtug
schematu przedstawionego ponizej (tabela 1). Rozpoczecie leczenia immunomodulujacego dla drugiego oka powinno przebiegac
wedtug tego samego schematu i powinno nastapic¢ po zakonczeniu leczenia immunomodulujacego pierwszego oka.

Tabela 1 Schemat leczenia immunomodulujacego w okresie przed- i pooperacyjnym do kazdego oka
Prednizon (lub jego
. 3 dni przed podaniem produktu | odpowiednik
Okres przedoperacyjny lecznirc)zegopLuxturna P 1 rﬁg/kg mc./)dobe;
(maksymalnie 40 mg/dobe)
Prednizon (Iub jego
4 dni odpowiednik)
(z dniem podania wiacznie) 1 mg/ kg mc./dobe
(maksymalnie 40 mg/dobe)
Prednizon (Iub jego
Okres pooperacyjny Kontynuowany przez 5 dni gfisp?nvg/i(;ni(g /dobe
(maksymalnie 20 mg/dobe)
Prednizon (Iub jego
Kontynuowany przez 5 dni, odpowiednik)
jedna dawka co drugi dzien 0,5 mg/kg mc. co drugi dzien
(maksymalnie 20 mg/dobe)
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Szczegolne grupy pacjentow

Pacjenci w podesztym wieku

Nie okreslono bezpieczenstwa stosowania ani skutecznos$ci woretygenu neparwowek u pacjentdéw w wieku >65 lat. Dane sa

ograniczone. Jednak dostosowanie dawki u pacjentéw w podeszltym wieku nie jest konieczne.

Pacjenci z zaburzeniami czynnosci wqtroby i nerek

Nie okreslono bezpieczenstwa stosowania ani skutecznos$ci woretygenu neparwowek u pacjentdw z zaburzeniami czynnos$ci

watroby lub nerek. Dostosowanie dawki nie jest wymagane u pacjentow z tej grupy.

Drzieci i mlodziez

Nie okreslono bezpieczenstwa stosowania ani skuteczno$ci woretygenu neparwowek u dzieci w wieku ponizej 4 lat. Dane sa
ograniczone. Dostosowanie dawki u dzieci i mtodziezy nie jest wymagane.

Sposob podawania

Podanie podsiatkdéwkowe.

Produkt leczniczy Luxturna to jalowy koncentrat do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan podsiatkdéwkowych, ktory wymaga
rozmrozenia i rozcienczenia przed podaniem.

Tego produktu leczniczego nie wolno podawaé we wstrzyknigciu do ciata szklistego.

Produkt leczniczy Luxturna to fiolka jednorazowego uzytku do jednorazowego podania tylko do jednego oka. Produkt podaje si¢
we wstrzyknieciu podsiatkéwkowym po przeprowadzeniu witrektomii w kazdym oku. Nie nalezy podawac¢ produktu leczniczego
do bezposredniego sasiedztwa dotka siatkowki, aby zachowa¢ ciaglos¢ dotka siatkowki.

Podanie woretygenu neparwowek nalezy przeprowadza¢ w sali operacyjnej w kontrolowanych warunkach aseptycznych. Przed
zabiegiem nalezy zastosowa¢ odpowiednie znieczulenie. Zrenica oka, w ktorym przeprowadzane jest wstrzykniecie musi by¢
rozszerzona; przed zabiegiem nalezy zastosowa¢ miejscowo produkt bakteriobdjczy o szerokim spektrum dziatania, zgodnie ze
standardowg praktyka medyczna.

Podanie

W celu podania pacjentom woretygenu neparwowek nalezy stosowac si¢ do nizej wymienionych krokow:

. Nalezy sprawdzi¢ wzrokowo rozcienczony produkt leczniczy Luxturna przed podaniem. Jezeli widoczne sg czastki,
zmgetnienie lub przebarwienia, nie nalezy stosowac produktu leczniczego.

. Podlaczy¢ strzykawke zawierajaca rozcienczony produkt leczniczy do rurki posredniej i kaniuli do wstrzykiwan
podsiatkéwkowych. Produkt jest powoli wstrzykiwany przez rurke posrednig i kaniule do wstrzykiwan podsiatkowkowych,
aby wyeliminowa¢ wszystkie pecherzyki powietrza z zestawu.

. Objetosc¢ produktu dostepna do wstrzyknigcia jest potwierdzona w strzykawce poprzez ustawienie koncowki tloka w linii z
oznaczeniem objetosci 0,3 ml.

. Po zakonczeniu witrektomii produkt leczniczy Luxturna podaje si¢ we wstrzyknigciu podsiatkowkowym za pomoca kaniuli
do wstrzykiwan podsiatkowkowych wprowadzonej przez cze$¢ ptaska ciata rzeskowego (pars plana).

. Stosujac bezposrednie obrazowanie koniec kaniuli do wstrzykiwan podsiatkowkowych umieszcza si¢ tak, aby miat

stycznos$¢ z powierzchnig siatkowki. Zalecane miejsce wstrzykniecia powinno znajdowacé si¢ wzdhuz gornej arkady
naczyniowej, przynajmniej 2 mm dystalnie od $rodka dotka. Niewielka ilo$¢ produktu wstrzykuje si¢ powoli do czasu
zaobserwowania poczatkowego pecherzyka podsiatkdwkowego, a nastepnie powoli wstrzykuje si¢ pozostalg ilos¢, az do
podania tgcznej objetosci 0,3 ml produktu.

. Po zakonczeniu wstrzyknigcia kaniula do wstrzykiwan podsiatkéwkowych jest usuwana z oka.

. Po wstrzyknieciu wszelkie resztki niewykorzystanego produktu nalezy wyrzuci¢. Nie nalezy zachowywac
zapasowej strzykawki.

. Przeprowadza si¢ wymian¢ ptynu na powietrze, ostroznie unikajac przesigku ptynu w poblizu miejsca retinotomii
powstalej na potrzeby wstrzykniecia podsiatkdowkowego.

. W okresie bezposrednio po zabiegu gtowe pacjenta nalezy utrzymywac w pozycji lezacej na wznak; pozycja
lezaca na wznak powinna zosta¢ zachowana przez pacjenta przez 24 godziny od wypisu.
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Przeciwwskazania

Nadwrazliwos$¢ na substancje czynng (substancje czynne) lub na ktéragkolwiek substancje pomocnicza.
Zakazenie wewnatrz gatki ocznej lub zakazenie okotogatkowe.

Czynne zapalenie wewnatrzgatkowe.

Srodki ostrozno$ci/Ostrzezenia

Identyfikowalno$¢

W celu poprawienia identyfikowalnos$ci biologicznych produktéw leczniczych nalezy czytelnie zapisa¢ nazwe i numer

serii podawanego produktu.

Reakcje zwigzane ze wstrzyknieciem podsiatkowkowym

Przygotowujac i podajac produkt leczniczy Luxturna nalezy zawsze przestrzegac zasad aseptyki.

Nastepujace dziatania niepozadane obserwowano podczas zabiegu podania produktu:

. Zapalenie struktur oka (w tym zapalenie wngtrza galki ocznej), przedarcie siatkowki i odwarstwienie siatkowki. Nalezy
poinstruowac pacjentow, aby bezzwlocznie zglaszali wszystkie objawy mogace sugerowac zapalenie wnetrza gatki ocznej
lub odwarstwienie siatkowki; nalezy wdrozy¢ odpowiednie leczenie.

. Choroba siatkowki (Scienczenie dotka siatkowki, utrata funkcji dotka siatkowki), otwoér w plamce, makulopatia (btona
nasiatkdwkowa, zespot pomarszczenia plamki zo6ttej) i choroba oka (rozejscie si¢ dotka).
. Wzrost ci$nienia srodgatkowego. Nalezy monitorowac cisnienie srodgatkowe przed i po podaniu produktu leczniczego oraz

wdrozy¢ odpowiednie leczenie. Nalezy poinstruowac pacjentdw, aby unikali podrézy samolotem lub innych podrézy na
duzej wysokosci do czasu, gdy pecherzyk powietrza, ktory powstat w wyniku podania produktu leczniczego Luxturna,
rozproszy si¢ catkowicie w oku. Rozproszenie si¢ pecherzyka moze potrwac do jednego tygodnia lub dluzej od momentu
wstrzyknigcia; rozproszenie pecherzyka nalezy zweryfikowa¢ w badaniu okulistycznym. Szybki wzrost wysokos$ci w czasie,
gdy pecherzyk powietrza jest nadal obecny moze powodowaé wzrost cisnienia w oku i nieodwracalng utrate wzroku.
W ciagu kilku tygodni po podaniu produktu moga wystapi¢ czasowo zaburzenia widzenia, takie jak niewyrazne widzenie i
swiatlowstret. Pacjentow nalezy poinstruowac, aby skontaktowali si¢ z przedstawicielem fachowego personelu medycznego, jezeli
zaburzenia widzenia beda si¢ utrzymywac. Pacjenci powinni unika¢ ptywania z powodu zwigkszonego ryzyka rozwoju zakazenia
oka. Pacjenci powinni unika¢ forsownej aktywnosci fizycznej z powodu zwigkszonego ryzyka urazu oka. Pacjenci mogg powrécic¢
do plywania i forsownej aktywnos$ci po uptywie przynajmniej jednego do dwoch tygodni, w zaleznosci od zalecen przedstawiciela
fachowego personelu medycznego.
Wydalanie wirusa
We Izach pacjentdow moze wystapic przejsciowo wydalanie wektora o matym nasileniu. Pacjentow/opiekundéw nalezy
poinstruowac, aby odpowiednio obchodzili si¢ z odpadami z opatrunkéw, tez i wydzielin z nosa, co moze obejmowac
przechowywanie odpadoéw w szczelnie zamykanych torebkach przed ich usunigciem. Wymienione srodki ostroznosci zwigzane z
obchodzeniem si¢ z odpadami nalezy zachowywac przez 14 dni po podaniu woretygenu neparwowek. Zaleca si¢, aby
pacjenci/opiekunowie zaktadali regkawiczki na czas zmiany opatrunku i usuwania odpadow, zwtaszcza w przypadku trwajacej
cigzy, karmienia piersig lub niedoboru odpornosci u opiekuna.
Donacja krwi, narzagdéw, tkanek i komoérek
Pacjenci leczeni produktem leczniczym Luxturna nie moga zostawa¢ dawcami krwi, narzadow, tkanek 1 komorek do celow
transplantacyjnych.
Immunogenno$¢
W celu redukcji potencjalnej immunogennos$ci pacjentom nalezy podawaé kortykosteroidy ogdlnoustrojowo przed oraz po
wstrzyknigciu podsiatkowkowym woretygenu neparwowek do kazdego oka (patrz punkt 4.2). Kortykosteroidy mogg zmniejszy¢
nasilenie potencjalnych reakcji immunologicznych na kapsyd wektora (wirus zalezny od adenowiruséw o serotypie 2 [AAV2] jako

ChPL z 04/2024 3



Novartis Europharm Limited
Skrocona Informacja o Leku Luxturna

Luxtura 5 x 10'? genoméw wektora/ml koncentrat i rozpuszczalnik do sporzadzania roztworu do wstrzykiwan

wektor) lub na produkt transgeniczny (biatko nabtonka barwnikowego siatkowki o masie 65 kDa [RPE65]).
Zawarto$¢ sodu
Ten produkt leczniczy zawiera mniej niz 1 mmol (23 mg) sodu na dawke, to znaczy produkt uznaje si¢ za ,,wolny od sodu”.

Dzialania niepozadane

Podsumowanie profilu bezpieczenstwa

W badaniach klinicznych fazy 1 i fazy Il wystapily trzy, nieci¢zkie dziatania niepozadane w postaci ztogow w siatkowce u trzech
sposrdd 41 (7%) uczestnikdw badania, ktore uznano za zwigzane z woretygenem neparwowek. Wszystkie trzy zdarzenia byly
przejsciowym wystapieniem bezobjawowych ztogow w siatkdwce ponizej miejsca wstrzyknigcia w siatkowce, 1-6 dni po
wstrzyknieciu i ktore ustapity bez nastepstw. Cigzkie dziatania niepozadane zwigzane z procedura podania produktu zgloszono u
trzech pacjentow. U jednego (2%) sposrod 41 pacjentow zgloszono ciezkie zdarzenie niepozadane w postaci podwyzszonego
ci$nienia $rédgatkowego (wtérne do podania steroidow o przedtuzonym uwalnianiu) w przebiegu leczenia zapalenia wnetrza gatki
ocznej zwigzanego z procedurg podania produktu i ktére doprowadzito do zaniku nerwu wzrokowego; u jednego (2%) sposrod 41
pacjentdéw zgloszono cigzkie zdarzenie niepozadane dotyczace zaburzen siatkowki (utrata czynnos$ci dotka siatkowki), ktore
oceniono jako zwigzane z procedurg podania produktu. U jednego (2%) sposrod 41 pacjentdow zgloszono cigzkie zdarzenie
niepozadane w postaci odwarstwienia siatkowki, ktore oceniono jako zwiazane z procedurg podania produktu.

Najczgsciej zglaszanymi reakcjami niepozadanymi (czgsto$¢ wystgpowania > 5%) zwigzanymi z procedurg podania leku byty:
przekrwienie spojowki, zaéma, podwyzszone cisnienie §rodgatkowe, przedarcie siatkowki, dellen, otwor w plamce, ztogi
podsiatkéwkowe, zapalenie struktur oka, podraznienie oka, bol oka i makulopatia (zmarszczenie powierzchni plamki).

Dziatania niepozadane wymieniono wedtug klasyfikacji uktadow i narzadoéw oraz czestosci wystepowania stosujac nastepujaca
konwencje¢: bardzo czesto (>1/10), czesto (>1/100 do <1/10), niezbyt czgsto (>1/1 000 do <1/100), rzadko (>1/10 000 do <1/1 000),
bardzo rzadko (<1/10 000), nieznana (czg¢stos¢ nie moze by¢ okreslona na podstawie dostepnych danych).

Dzialania niepozadane zwigzane z woretygenem neparwowek: Czesto: Ztogi siatkowkowe. Nieznana: Zanik naczyniowkowo-
siatkowkowy".

Dzialania niepozadane zwiazane z procedurg podania produktu: Bardzo czesto: Przekrwienie spojowek, zaéma, wzrost
cisnienia srodgatkowego Czesto: Lek, bol glowy, zawroty glowy, przedarcie siatkowki, dellen, otwor w plamce, zapalenie oka,
podraznienie oka, bol oka, makulopatia, krwotok naczyniowkowy, torbiel spojowki, choroba oka, opuchnigcie oka, uczucie
obecnosci ciata obcego w oczach, degeneracja plamki zoltej, zapalenie wnetrza gatki ocznej, odwarstwienie siatkowki, choroba
siatkowki, krwotok siatkdwkowy, nudno$ci, wymioty, bol w nadbrzuszu, bol wargi, wysypka, opuchnigcie twarzy, odwrocenie
zatamka T w badaniu elektrokardiograficznym, powiktanie intubacji dotchawiczej, rozejscie si¢ brzegéw rany Nieznana:
zmetnienia w ciele szklistym, zanik naczynidéwkowo-siatkowkowy".

*Obejmuje zwyrodnienie siatkowki, depigmentacje¢ siatkowki i1 zanik w miejscu wstrzyknigcia

Opis wybranych dziatan niepozadanych

Zanik naczyniowkowo-siatkowkowy

U niektorych pacjentdw opisywano postepujacy zanik naczyniowkowo-siatkdbwkowy jako dziatanie niepozadane wystepujace w
okresie po wprowadzeniu do obrotu. Zdarzenia byty czasowo zwiazane z leczeniem i wystgpowaly w przewidywanym obszarze
miejsca pecherzyka i poza jego obszarem. Atrofia siatkdwki moze dotyczy¢ dotka i mie¢ negatywny wptyw na widzenie centralne.
Po otrzymaniu zgloszen zaniku naczyniéwkowo-siatkowkowego w okresie po wprowadzeniu do obrotu dokonano
retrospektywnego przegladu zdje¢ dna oka uzyskanych od 39 z 41 pacjentéw wlaczonych do badan klinicznych.

W badaniu III fazy zanik naczyniowkowo-siatkbwkowy plamki w leczonych oczach stwierdzono w 15,4% przypadkow przed
leczeniem, w 42,6% przypadkow po 1 roku i w 55,6% przypadkow pdzniej niz po uptywie 1 roku. W badaniu I fazy zanik
naczyniowkowo-siatkbwkowy plamki byt obecny w 35% leczonych oczu przed leczeniem, w 66,7% leczonych oczu po 1 roku i w
73,9% leczonych oczu pdzniej niz po uptywie 1 roku. W nieleczonych oczach stanowigcych grupe kontrolng stwierdzono
nastepujace odsetki zaniku naczyniowkowo-siatkowkowego: 5,9% w punkcie poczatkowym i 11,1% po 1 roku w badaniu III fazy;
40% w punkcie poczatkowym, 42,9% po 1 roku i 41,7% po6zniej niz po uplywie 1 roku w badaniu I fazy.

Niektore przypadki zaniku dotyczyly dotka. W badaniu Il fazy zanik siegajacy dotka stwierdzono w 1,9% leczonych oczu przed
leczeniem, a takze po 1 roku oraz w 5,6% leczonych oczu p6zniej niz po uptywie 1 roku. W badaniu I fazy zanik si¢gajacy dotka
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stwierdzono w 30% leczonych oczu przed leczeniem, w 38,9% leczonych oczu po 1 roku i w 47,8% leczonych oczu pdzniej niz po
uptywie 1 roku. W badaniu III fazy zaniki w nieleczonych oczach stanowiacych grupe kontrolng nie obejmowaty dotka. W badaniu
I fazy 40% zanikow w nieleczonych oczach stanowigcych grupe kontrolna siegaty dotka w punkcie poczatkowym, 42,9% - po

1 roku, a 33,3% - pdzniej niz po uptywie 1 roku.

Zgtaszanie podejrzewanych dziatan niepozadanych

Po dopuszczeniu produktu leczniczego do obrotu istotne jest zglaszanie podejrzewanych dziatan niepozadanych. Umozliwia to
nieprzerwane monitorowanie stosunku korzysci do ryzyka stosowania produktu leczniczego. Osoby nalezace do fachowego
personelu medycznego powinny zgtasza¢ wszelkie podejrzewane dziatania niepozadane za posrednictwem krajowego systemu
zglaszania: Departament Monitorowania Niepozgdanych Dziatan Produktéw Leczniczych Urzgdu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktow Biobdjczych (patrz ChPL).

Pozwolenie Komisji Europejskiej na dopuszczenie do obrotu nr EU/1/18/1331/001

Lek wydawany na recepte (Rpz).

Podmiot odpowiedzialny: Novartis Europharm Limited, Vista Building Elm Park, Merrion Road, Dublin 4, Irlandia

Uwaga

Przed przepisaniem leku nalezy zapoznac¢ si¢ z pelng informacja o leku.

PELNA INFORMACIJA O LEKU JEST DOSTEPNA W:

Novartis Poland Sp. z 0.0., 02-674 Warszawa, ul. Marynarska 15, tel. (22) 375 48 88

Opracowano: 05/2024
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