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Zamitnuti registrace pripravku Nezglyal (/eriglitazon)
Prezkoumani potvrdilo zamitnuti registrace.

Po pfezkoumani svého plvodniho stanoviska potvrdila Evropska agentura pro |é¢ivé pFipravky své
doporuceni zamitnout registraci pfipravku Nezglyal. Tento léCivy pripravek byl urcen k 1é¢bé cerebralni
adrenoleukodystrofie.

Cerebralni adrenoleukodystrofie je forma dédi¢ného onemocnéni zvaného adrenoleukodystrofie, pfi
némz se tukové latky znamé jako ,mastné kyseliny s velmi dlouhym Fetézcem" hromadi v tkanich
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ruznych casti téla, zejména v mozku, mise a nadledvinach (dvou zlazach nachazejicich se nad
ledvinami). V pFipadé cerebralni adrenoleukodystrofie zplsobuje hromadéni téchto latek v mozku zanét
a poskozeni ochranné vrstvy (myelinu), ktera chrani nervové bunky a pomaha jim vysilat signaly.

Agentura vydala své konecné stanovisko po prezkoumani dne 28. kvétna 2024. Agentura vydala své
plvodni stanovisko dne 25. ledna 2024. Zadost o registraci ptipravku Nezglyal podala spolecnost
Minoryx Therapeutics S.L.

Co je pripravek Nezglyal a k cemu mél byt pouzivan?

Pripravek Nezglyal byl vyvinut jako 1é&ivy pripravek k pouZiti u dospélych muz{ a u déti ve véku od 2
let s mozkovymi lézemi (oblastmi s abnormaini nebo poskozenou tkani) k oddaleni progrese cerebralni
adrenoleukodystrofie. Tento IéCivy pFipravek obsahuje léCivou latku leriglitazon a mél byt k dispozici ve
formé suspenze k Ustnimu podani.

Pripravek Nezglyal byl dne 18. listopadu 2016 oznacen jako ,léCivy pFipravek pro vzédcna onemocnéni®.
Pripravek mél byt urcen k 1é¢bé adrenoleukodystrofie. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3161770.

Jak pripravek Nezglyal ptlisobi?

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 hraji roli v rdmci regulace funkce mitochondrii (struktur produkujicich energii
v burikach) a zplsobu, jakym buriky reaguji na oxidaéni stres (poskozeni zplsobené molekulami
obsahujicimi kyslik znamymi jako volné radikaly) a zanét. Proto se oCekavalo, ze leriglitazon bude

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2024. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1770
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1770

chranit nervové burky pred poSkozenim tim, Ze zmirni zanét, zlepsi funkci mitochondrii a ochrani pred
poskozenim volnymi radikaly.

Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spole¢nost predloZila vysledky z dokondené hlavni studie, do které bylo zafazeno 116 dospélych muzd
s adrenoleukodystrofii, ktefi bud’ uzivali leriglitazon, nebo placebo (nedcinny pfipravek).

V této hlavni studii mélo na za¢atku studie 27 % pacientl cerebralni adrenoleukodystrofii. Hlavnim
meéfitkem Ucinnosti u adrenoleukodystrofie v této studii byla zména vzdalenosti, kterou byli pacienti
s timto onemocnénim schopni ujit za 6 minut po 96 tydnech IéCby. Studie také na zakladé snimku
potizeného pomoci magnetické rezonance zkoumala, jak asto se v prib&hu ¢asu objevovaly a/nebo
zhorsily mozkové |éze a také skére zavaznosti Loes, kterym se méri zavaznost 1ézi.

Spolecnost také predlozila idaje z probihajici studie u déti s cerebralni adrenoleukodystrofii ve véku od
2 do 12 let a udaje o pacientech, kterym byl pfipravek Nezglyal podavan v rdmci programu podavani
pfipravku v rémci 1é¢by z humannich ddvodd (na zakladé principu tzv. compassionate use).

Jaké byly hlavni diivody zamitnuti registrace?

V pribé&hu pfezkoumani Vybor pro humanni Ié&ivé pripravky (CHMP) agentury EMA znovu posoudil
dostupné Gdaje a vyhodnotil odpovédi spolecnosti na jeji obavy, které vedly k plvodnimu zamitnuti, a
rovn&Z konzultoval skupinu odbornikl na neurologii.

Agentura dospéla k zavéru, Ze hlavni studie neprokézala G¢innost pFipravku Nezglyal u pacientd

s adrenoleukodystrofii, coZz zahrnuje pacienty s cerebralni adrenoleukodystrofii, a to na zakladé méreni
Géinnosti v rdmci studie. Vzhledem k omezenym Gdajlim o pacientech s cerebralni adrenoleukodystrofii
nebylo moZné dospét k zavé&ru ohledné ptinosl pFipravku Nezglyal u této skupiny pacientl. Navic
nebylo mozné potvrdit souvislost mezi plisobenim 1é&ivého pripravku a klinickou progresi
adrenoleukodystrofie a stanovit souvislost mezi davkou pFipravku Nezglyal a odpovédi pacientd na
IéCbu.

Agentura rovnéz dospéla k zavéru, Ze podminénad registrace, jak ji pozaduje spole¢nost, by neméla byt
udélena, nebot nejsou splnény pfisludné pozadavky. Napfiklad pomér ptinost a rizik neni pfiznivy.

Po prezkoumani se tudiz pochybnosti agentury nepodafilo vyiesit a bylo potvrzeno plvodni zamitnuti.

Jaké jsou disledky zamitnuti registrace pro pacienty zarazené do
klinickych studii nebo do programd, v nichz je pripravek Nezglyal podavan
v ramci lécby z humannich divodid (na zakladé principu tzv. compassionate
use)?

Spole&nost informovala agenturu, Ze zamitnuti registrace nema zadné disledky pro pacienty, ktefi jsou
v soucasné dobé zarazeni do klinickych studii s pfipravkem Nezglyal.

Pokud jste zafazeni do klinické studie nebo do programu, v némz je pripravek Nezglyal podavan
v rémci 1é¢by z huménnich dlvod(, a potiebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé&, obratte se na
svého |ékare v ramci klinické studie.
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