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Médicament orphelin

Meédicament faisant I’objet d’un plan de gestion des risques, d 'une surveillance renforcée W
et de mesures additionnelles de réduction du risque

04/2012 : EMA/Désignation Médicament Orphelin (30/04/2012) : traitement de I’amaurose congénitale de
Leber

08/2015 : EMA/Désignation Médicament Orphelin (11/08/2015) : traitement de la rétinite pigmentaire

10/2018 : ANSM/Octroi ATU de cohorte (début 19/10/2018) dans le traitement des patients d’age < 20 ans,
présentant une perte visuelle due a une dystrophie rétinienne héréditaire résultant de mutations bi-alléliques
confirmées du gene RPEG65 et possédant suffisamment de cellules rétiniennes viables et ayant été
diagnostiqués dans I’enfance comme atteints d’amaurose congénitale de Leber [CVOREO01].

11/2018 : EMA/AMM européenne dans le traitement des patients adultes et des enfants présentant une perte
visuelle due a une dystrophie rétinienne héréditaire résultant de mutations bi-alléliques confirmées du géne
RPE65 et possédant suffisamment de cellules rétiniennes viables (22/11/2018).

12/2018 : HAS/Avis du 19/12/2018 relatif a I’identification d’alternatives thérapeutiques pour les
médicaments ayant fait 1’objet d’une ATUc. Dans les indications AMM, n’ayant pas fait ’objet d’une
ATUc:

« Traitement des patients d’age > 20 ans, présentant une perte visuelle due a une dystrophie rétinienne
héréditaire résultant de mutations bi-alléliques confirmées du géne RPEG65 et possédant suffisamment
de cellules rétiniennes viables et ayant été diagnostiqués dans I’enfance comme atteints d’amaurose
congénitale de Leber [CVOREQ3]-> pas d’alternative disponible

. Traitement des patients pédiatriques et adultes, présentant une perte visuelle due a une dystrophie
rétinienne héréditaire résultant de mutations bi-alléliques confirmées du géne RPEG5 et possédant
suffisamment de cellules rétiniennes viables et autres que les patients ayant été diagnostiqués dans
I’enfance comme atteints d’amaurose congénitale de Leber, a savoir les patients atteints de
rétinite pigmentaire [CVOREO02]-> pas d’alternative disponible.

04/2019 : HAS/Avis CT du 03/04/2019 relatif a Luxturna dans I’indication AMM « traitement des patients
adultes et des enfants présentant une perte visuelle due a une dystrophie rétinienne héréditaire résultant de
mutations bi-alléliques confirmées du géne RPEG5 et possédant suffisamment de cellules rétiniennes viables »
« SMR important, ASMR Il (importante)
« Place dans la stratégie thérapeutique : 1° intention
« Recommandations : décision de mise sous traitement doit faire 1’objet d’une RCP et reposer sur un
faisceau d’examens, notamment pour déterminer le nombre de cellules rétiniennes viables suffisant,
comportant un test génétique, des examens d’imagerie (tomographie en cohérence optique, optique
adaptative), électrorétinogramme et des examens psychophysiques tels que la pupillométrie, 1’acuité
visuelle, le champ visuel et le test de mobilité en ambiance lumineuse variable (MLMT).

04/2019 : ANSM/Fin ATUc de LUXTURNA® (29/04/2019).

08/2021 : JO 06/08/2021 relatifs a
« agrément aux collectivités, inscription sur la liste en sus, prix de Luxturna®de I’indication AMM.
o aux établissements autorisés a I’administration sous rétinienne de médicaments de thérapie
génique indiqués dans le traitement de la dystrophie rétinienne héréditaire.
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http://www.ema.europa.eu/docs/fr_FR/document_library/Other/2013/09/WC500150608.pdf
https://ansm.sante.fr/tableau-marr/voretigene-neparvovec
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2018-12/cteval_avis_atu_annexe_luxturna_cd_2018_12_19_v0.pdf
https://www.has-sante.fr/upload/docs/evamed/CT-17535_LUXTURNA_PIC_INS_Avis2_CT17535.pdf
https://ansm.sante.fr/tableau-atu-rtu/luxturna-5-x-10-12-genomes-de-vecteur-ml-solution-a-diluer-injectable
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000043909958
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000043909970
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000043910352
https://www.legifrance.gouv.fr/download/pdf?id=KV88RcN_J88ijRLW9EJIqCiW1I_L52Km8U5Pd5KGQDQ=
https://www.legifrance.gouv.fr/download/pdf?id=KV88RcN_J88ijRLW9EJIqCiW1I_L52Km8U5Pd5KGQDQ=

