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Nezglyal (leriglitazon)
Pfehled pro pripravek Nezglyal ve srozumitelném jazyce a proc byl pripravek
registrovan v EU

Co je pripravek Nezglyal a k cemu se pouziva?

Nezglyal je |é&ivy pfipravek, ktery se pouziva k 1é&bé cerebraini adrenoleukodystrofie u chlapcd ve
véku od 2 do 12 let, ktefi na zakladé skoére neurologickych funkci o hodnoté 0 nebo 1 vykazuji mirné
nebo zadné priznaky.

PouZivé se u pacientd, jejichz mozkové léze na snimcich mozku pofizenych b&hem magnetické
rezonance nevychytavaji kontrastni latku gadolinium (Gd-negativni léze), coz svédci o tom, Ze
onemocnéni je v raném stadiu.

Cerebralni adrenoleukodystrofie je forma genetického onemocnéni zvaného adrenoleukodystrofie, pfi
kterém se v tkanich v celém téle, zejména v mozku, miSe a nadledvinach (dvou zlazach umisténych
nad ledvinami) hromadi tukové latky (tzv. mastné kyseliny s velmi dlouhym fetézcem). V pripadé
cerebralni adrenoleukodystrofie hromadéni téchto latek v mozku zplsobuje zénét a podkozeni
ochranného obalu (myelinu), ktery izoluje nervové bunky a pomaha jim prenaset nervové signaly.

Cerebralni adrenoleukodystrofie je vzacné onemocnéni a pfipravek Nezglyal byl oznacen dne
18. listopadu 2016 jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni®, a to k 1écbé adrenoleukodystrofie.
Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

Pripravek Nezglyal obsahuje Iécivou latku leriglitazon.
Jak se pripravek Nezglyal pouziva?

Vydej pripravku Nezglyal je vazan na lékarsky predpis. LéCbu by mél zahdjit a sledovat IékaF se
zkusenostmi s |é¢bou onemocnéni, pfi kterych burnky centralniho nervového systému prestavaji
fungovat nebo odumiraji.

PFipravek je dostupny ve formé suspenze, ktera se uziva Usty jednou denné. Davka zavisi na vysce
a télesné hmotnosti ditéte.

Pred zahajenim 1é¢by pripravkem Nezglyal a v jejim prib&hu bude IékaF provadét pravidelné krevni
testy, aby ové&fil, jak funguji jatra pacienta. Pokud testy prokaZi problémy s funkci jater pacienta, mize
byt nutné Ié¢bu docCasné prerusit.
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Vice informaci o pouzivani pfipravku Nezglyal naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
Iékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Nezglyal plsobi?

Lé&iva latka v pripravku Nezglyal, leriglitazon, plsobi tak, Ze se vaze na receptory (cile) zvané
~receptory PPAR-gama", které se nachazeji v burnikach, vcetné nervovych bunék, a aktivuje je.
Receptory PPAR-gama se podileji na regulaci funkce mitochondrii (struktur uvnitf bunék, které
vytvareji energii), na tom, jak buriky reaguiji na oxidaéni stres (poskozeni zplsobené gkodlivymi
molekulami obsahujicimi kyslik oznacovanymi jako volné radikaly), a na regulaci zanétu. Proto se
oCekava, ze leriglitazon chrani nervové buriky pred poskozenim tim, ze tlumi zanét, zlepsuje funkci
mitochondrii a chrani nervové bunky pred poskozenim volnymi radikaly.

Jaké prinosy pripravku Nezglyal byly prokazany v pribéhu studii?

Do hlavni studie bylo zafazeno 23 chlapcli ve véku od 2 do 12 let s cerebralni adrenoleukodystrofii,

a to s Gd-pozitivnimi, nebo Gd-negativnimi mozkovymi lézemi. V&em pacientim byl ptipravek Nezglyal
podavan jako doplné&k ke standardni péci, a pokud k ni byli zpGsobili, také k transplantaci
hematopoetickych kmenovych bunék provedené kdykoli v priibéhu studie. Transplantace
hematopoetickych kmenovych bunék je zakrok, pfi kterém jsou pacientovi podany kmenové bunky,
které maji kostni difeni pomahat vytvaret zdravé krevni bunky. Pfipravek Nezglyal nebyl srovnavan

s zadnou jinou lé¢bou. Po 96 tydnech nebo do navstévy pred transplantaci hematopoetickych
kmenovych bunék bylo zhorSovani onemocnéni zastaveno u 35 % pacientd (u 7 z 20 pacientd, o nichz
byly shrom&Zd&ny dostateéné tidaje) ve srovnani s ocekdvanymi 10 % pacientd, u nichz by se
zhor&ovani onemocnéni zastavilo, pokud by bylo ponechano pfirozenému vyvoji. Vétsina pacientl (6 ze
7), u kterych pfi 1écbé pripravkem Nezglyal doslo k zastaveni zhorSovani onemocnéni, méla na zacatku
IéCby Gd-negativni mozkové léze.

Studie provedené s pripravkem Nezglyal jsou podrobnéji popsany v hodnotici zpraveé pripravku.

va

Jaké jsou nezadouci ucinky a omezeni pripravku Nezglyal?

Uplny seznam nezadoucich G¢ink a omezeni piipravku Nezglyal je uveden v piibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Nezglyal (které mohou postihnout az 1 dité z 10) jsou
zvydeni télesné hmotnosti, edém o&nich vic¢ek (otok zplisobeny zadrzovanim tekutin), leukopenie
(nizké hladiny bilych krvinek) a neutropenie (nizké hladiny neutrofilQ, co? je typ bilych krvinek, které
bojuji s infekcemi).

Pripravek Nezglyal nesmi uzivat osoby s precitlivélosti (alergii) na léCivé pfipravky obsahujici
thiazolidindion, které se pouzivaji k 1éCbé diabetu 2. typu. Nesmi jej uZivat ani osoby, které maji nebo
v minulosti mély srdecni selhani.

Na zakladé ceho byl pripravek Nezglyal registrovan v EU?

V dobé schvéleni nebyly k 1é¢bé& pacientd s Gd-negativni cerebralni adrenoleukodystrofii, coz je velmi
vzacné a rychle se zhorsujici onemocnéni, registrovany zadné |écivé pripravky. Jedinou potencialni
moznosti [éCby progresivni (zhorsujici se) cerebralni adrenoleukodystrofie (obvykle s Gd-pozitivnimi
Iézemi) je transplantace hematopoetickych kmenovych bunék.
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Bylo prokazano, Ze ptipravek Nezglyal je Géinny pfi zastaveni zhorSovani onemocnéni u déti

s cerebralni adrenoleukodystrofii s Gd-negativnimi |ézemi, coz je rané stadium onemocnéni, u néhoz se
ocCekava, ze IéCba bude z dlouhodobého hlediska nejpfinosnéjsi. Z hlediska bezpecnosti jsou nezadouci
ucinky povazovany za zvladatelné.

Evropska agentura pro |écivé pripravky pfi prijimani rozhodnuti zohlednila rovnéz informace
poskytnuté organizacemi pacientl a organizacemi zdravotnickych pracovnikd.

Agentura rozhodla, Ze p¥inosy ptipravku Nezglyal pFevysuji jeho rizika, a mize tak byt registrovan
k pouziti v EU.

Pripravek Nezglyal byl registrovan za vyjimecénych okolnosti, nebot vzhledem k vysoké nenaplnéné
potrebé 1é¢by cerebralni adrenoleukodystrofie a ke vzacné povaze tohoto onemocnéni nebylo mozné
o pripravku Nezglyal ziskat UpIné informace. Spole¢nost musi poskytnout dalsi Udaje o pfipravku
Nezglyal. Musi predlozit vysledky studie zkoumajici jeho bezpecnost, jakoz i vysledky studie zalozené
na registru zkoumajici dlouhodobou ucinnost pripravku Nezglyal. Spole¢nost musi rovnéz kazdorocné
predkladat aktualni informace o bezpecnosti a Ucinnosti tohoto pfipravku. Agentura kazdoroc¢né
vyhodnoti jakékoli nové informace.

Jaka opatreni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a Gtcinného
pouzivani pripravku Nezglyal?

Do souhrnu Gdajl o pipravku a pribalové informace byla zahrnuta doporudeni a opatfeni pro bezpe¢né
a ucinné pouzivani pripravku Nezglyal, kterd by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u vSech lé¢ivych ptipravkl jsou Gdaje o pouzivani pfipravku Nezglyal pribézné sledovany.
Podezreni na nezadouci ucinky nahlasena v souvislosti s pripravkem Nezglyal jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskerd nezbytna opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Nezglyal

Dalsi informace o pripravku Nezglyal, véetné pribalové informace a hodnotici zpravy, jsou k dispozici
na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nezglyal.

Informace o dostupnosti tohoto pfipravku ve vasi zemi vam poskytne pfislusny vnitrostatni organ.
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