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Stazeni Zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Nugalviqg (govorestat)

Spolecnost Advanz Pharma Limited stahla svou zadost o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Nugalviq urceného k Iécbé klasické galaktosemie, coz je onemocnéni, pfi kterém télo nedokaze Stépit
cukr zvany galaktdza.

Spolec¢nost svou Zadost stahla dne 10. prosince 2024.
Co je pripravek Nugalviq a k c¢emu mél byt pouzivan?

Pfipravek Nugalviq byl vyvinut jako |éCivy pfFipravek k pouziti u dospélych a déti ve véku od 2 let
s potvrzenou diagnoézou klasické galaktosemie (znamé také jako deficit galaktéza-1-fosfat
uridyltransferazy). Tento IéCivy pFipravek mél byt pouzivan jako doplnék diety s omezenim galaktdzy.

Pripravek Nugalvig obsahuje Iécivou latku govorestat a mél byt dostupny ve formé tekuté suspenze
k uziti Usty.
Pripravek Nugalviq byl oznacen dne 21. ¢ervna 2022 jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni*

k 1&éCbé galaktosemie. DalSi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete na internetovych
strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3222642.

Jak pripravek Nugalviq ptisobi?

Galaktoza je druh cukru, ktery se vyskytuje v nékterych potravinach a také je vytvaren v téle. Lidé

s klasickou galaktosemii nejsou schopni spravné odbouravat galaktézu, coz vede k jejimu hromadéni

v téle. Enzym zvany alddza reduktaza preménuje tuto nadbytecnou galaktézu na latku zvanou
galaktitol, kterd je pro télo $kodliva a zplsobuje problémy s vyvojem a po3kozeni nékterych organd.
Oc&ekavalo se, ze 1é¢iva latka v pripravku Nugalvig bude blokovat plsobeni aldézy reduktdzy a snizovat
tak tvorbu galaktitolu. Podle ocekavani mél pfipravek Nugalvig zlepSovat priznaky u osob s klasickou
galaktosemii.
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Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Hlavni studie predlozena spolec¢nosti zahrnovala Udaje od 47 déti ve véku od 2 let s klasickou
galaktosemii. Tato studie porovnavala pripravek Nugalviq s placebem (neldcinnym pripravkem).
Hlavnim méfitkem Ucinnosti bylo kombinované méreni zmény fecovych a jazykovych dovednosti,
chovani a schopnosti vykonavat kazdodenni ¢innosti. Kromé toho spoleénost predlozila podplrné Gdaje
ze studie, do které bylo zarazeno 33 dospélych a ktera méfila zménu hladiny galaktitolu, a dale udaje
o dlouhodobém sledovani 7 dospélych.

Va4

V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Zadost byla stazena poté, co Evropska agentura pro 1é¢ivé pripravky posoudila vychozi dokumentaci
predlozenou spolec¢nosti a vypracovala otazky pro spolecnost. V dobé stazeni Zadosti posuzovala
agentura odpovédi spole¢nosti na tyto otazky.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

Na zékladé& vyhodnoceni dostupnych Gdaji a odpovédi spole¢nosti na otdzky agentury méla agentura
v dobé stazeni zadosti urcité pochybnosti a jeji prozatimni stanovisko bylo, ze pripravek Nugalviq
nemdZe byt schvélen k 1é¢bé klasické galaktosemie.

Agentura vyjadrila Fadu obav ohledné vysledk( hlavni studie, jakoZ i ohledné toho, jak byla studie
provedena a jak byly Udaje shromazdény a zpracovany. Agentura dale usoudila, ze studii Ize vzhledem
k pozdnim zmé&nam jejiho navrhu povaZovat pouze za prizkumnou. RovnéZ nebyl k dispozici dostatek
informaci o tom, jak se IéCivy prFipravek chova v téle a jak by byl ovlivnén jidlem, ani nebylo nalezité
zkoumano mozné riziko prispéni ke vzniku nadorového onemocnéni. Navic se objevily otazky tykajici
se navrhovaného davkovani a kvality IéCivého pFipravku samotného.

JelikozZ spolec¢nost usilovala o udéleni podminéné registrace, agentura konstatovala, ze pozadavky pro
udéleni takovéto registrace nebyly spinény.

Agentura proto v dobé stazeni Zadosti zastavala nazor, Zze vysledky studie nejsou spolehlivé, a dospéla
k zavéru, Ze na zdkladé predlozenych dajl nelze ptipravek registrovat.
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Jaké divody stazeni zadosti uvedla spole¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze potfebuje vice
¢asu na shromazdéni daldich udajl na podporu posouzeni pFipravku Nugalvig v navrhované indikaci.

Jaké jsou dlsledky stazeni zadosti pro pacienty zarazené do klinickych
studii nebo do programti, v nichz je pripravek Nugalviq podavan v ramci
Iécby z humannich dlivodd (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spole&nost informovala agenturu, Ze stazeni zadosti nema zadné ddsledky pro pacienty, ktefi jsou
zarazeni do klinickych studii nebo do programd, v nichZ je latka govorestat podavana v rdmci 1é¢by
z humannich ddvoda.

Pokud jste zafazeni do klinické studie nebo do programu, v némz je govorestat podavan v ramci lIécby
z humaénnich dlvod(, a potiebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé&, obratte se na svého Iékare
v ramci klinické studie.
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