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Nezglyal (leriglitazon)

En letlaeselig oversigt over Nezglyal, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Nezglyal, og hvad anvendes det til?

Nezglyal er et lzegemiddel til behandling af cerebral adrenoleukodystrofi hos drenge i alderen 2-12 &r,
som har milde eller ingen symptomer, baseret pa en neurologisk funktionel score pa 0 eller 1.

Det anvendes hos patienter, hvis hjernelaesioner ikke optager kontraststoffet gadolinium (Gd-negative
laesioner) under MRI-hjernescanninger, hvilket tyder pa, at sygdommen er i de tidlige stadier.

Cerebral adrenoleukodystrofi er en form af en arvelig sygdom kaldet adrenoleukodystrofi, hvor
fedtstoffer kaldet "meget langkaedede fedtsyrer" ophober sig i vaev rundt om i kroppen, hovedsageligt i
hjernen, rygmarven og binyrerne (to kirtler over nyrerne). Ved cerebral adrenoleukodystrofi bevirker
en ophobning af disse stoffer i hjernen, at den beskyttende membran (myelin), som isolerer og
hjaelper med signaleringen via nervecellerne, bliver beteendt og gdelagt.

Cerebral adrenoleukodystrofi er en sjaelden sygdom, og Nezglyal blev udpeget som "laegemiddel til
sjeeldne sygdomme" den 18. november 2016 til behandling af adrenoleukodystrofi. Der findes mere
information om laegemidler til sjeeldne sygdomme pa EMA's websted.

Nezglyal indeholder det aktive stof leriglitazon.

Hvordan anvendes Nezglyal?

Nezglyal f8s kun pa recept, og behandlingen bgr indledes og overvages af en laege, der har erfaring
med behandling af sygdomme, hvor celler i centralnervesystemet holder op med at virke eller dgr.

Laegemidlet fas som en suspension, der indtages gennem munden én gang dagligt. Dosis afhaenger af
barnets hgjde og veegt.

Fgr behandlingen med Nezglyal tager lzegen regelmaessigt blodprgver for at kontrollere, hvor godt
patientens lever fungerer. Hvis prgverne viser problemer med patientens leverfunktion, kan det vaere
ngdvendigt midlertidigt at stoppe behandlingen.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Nezglyal, kan du laese indlaegssedlen eller
kontakte lzegen eller apotekspersonalet.
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Hvordan virker Nezglyal?

Det aktive stof i Nezglyal, leriglitazon, virker ved at binde sig til og aktivere receptorer (mal) kaldet
"PPAR-gammareceptorer”, som findes inde i cellerne, herunder nervecellerne. PPAR-gammareceptorer
medvirker til at regulere mitokondriernes funktion (energiproducerende strukturer i celler), hvordan
cellerne reagerer pa oxidativ stress (skader forarsaget af toksiske oxygenholdige molekyler kaldet frie
radikaler) og betaendelse. Leriglitazon forventes derfor at beskytte nervecellerne mod skader ved at
mindske betaendelsen, forbedre mitokondriernes funktion og beskytte mod skader fra frie radikaler.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Nezglyal?

Et hovedstudie omfattede 23 drenge i alderen 2-12 8r med cerebral adrenoleukodystrofi, herunder
drenge med Gd-positive eller Gd-negative hjernelzesioner. Alle patienter fik Nezglyal som
tillaegsbehandling til deres standardbehandling og, hvis de var egnede, haamatopoietisk
stamcelletransplantation (HSCT) p& et hvilket som helst tidspunkt i Igbet af studiet. HSCT er en
procedure, hvor patienten modtager stamceller for at hjeelpe knoglemarven med at producere sunde
blodceller. Nezglyal blev ikke sammenlignet med en anden behandling. Efter 96 uger eller ved besgget
fgr HSCT var sygdomsforvaerringen standset hos 35 % af patienterne (7 ud af 20, for hvilke der var
indsamlet tilstraekkelige data) sammenlignet med et forventet tal for standsning af
sygdomsforvaerringen pa 10 %, hvis sygdommen skulle udvikle sig naturligt. De fleste af de patienter
(6 ud af 7), hvor sygdomsforvaerringen var standset med Nezglyal, havde Gd-negative hjernelaesioner
ved behandlingens start.

De gennemfgrte studier med Nezglyal er beskrevet naermere i l&egemidlets vurderingsrapport.

Hvilke bivirkninger og begraensninger er der ved Nezglyal?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Nezglyal fremgar af indlaegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Nezglyal (som kan forekomme hos op til 1 ud af 10 bgrn) er
vaegtforggelse, gdem i gjenldget (haevelse pd grund af vaeskeophobning), leukopeni (lavt antal hvide
blodlegemer) og neutropeni (lavt antal neutrofiler, en type hvide blodlegemer, der bekaemper
infektion).

Nezglyal ma ikke anvendes af personer, som er overfglsomme (allergiske) over for thiazolidindion-
holdige lzegemidler, der anvendes til behandling af type 2-diabetes. Det ma heller ikke anvendes af
personer, som har eller tidligere har haft hjertesvigt.

Hvorfor er Nezglyal godkendt i EU?

P& godkendelsestidspunktet var der ingen godkendte lzegemidler til behandling af patienter med Gd-
negativ cerebral adrenoleukodystrofi, en meget sjaelden, hurtigt fremadskridende sygdom. Den eneste
mulige behandlingsmulighed for progressiv (forvaerrende) cerebral adrenoleukodystrofi (normalt med
Gd-positive laesioner) er HSCT.

Nezglyal har vist sig at veere effektivt til at standse sygdomsprogression hos bgrn med cerebral
adrenoleukodystrofi, som har Gd-negative laesioner, dvs. et tidligt sygdomsstadie, hvor behandlingen
forventes at give den stgrste langsigtede fordel. Hvad sikkerheden angar, anses bivirkningerne for at
veaere handterbare.

I sin afggrelse tog Det Europaeiske Laegemiddelagentur ogsa hensyn til input fra patientorganisationer
og sundhedsfaglige organisationer.
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Agenturet konkluderede, at fordelene ved Nezglyal opvejer risiciene, og at det kan godkendes til
anvendelse i EU.

Nezglyal er blevet godkendt under saerlige omstaendigheder. Dette skyldes, at der er et stort uopfyldt
medicinsk behov for behandling af cerebral adrenoleukodystrofi, og at det ikke har veeret muligt at
indhente fuldstaendige oplysninger om Nezglyal pd grund af sygdommens sjaeldenhed. Virksomheden
skal fremlaegge yderligere data om Nezglyal. Den skal fremlaegge resultaterne af et studie af
laegemidlets sikkerhed samt resultaterne af et registerbaseret studie af Nezglyals virkning pa lang sigt.
Virksomheden skal ogsd fremlaegge arlige opdateringer om eventuelle nye oplysninger om lsegemidlets
sikkerhed og virkning. Hvert 8r vil agenturet gennemga alle nye oplysninger, der bliver tilgaengelige.

Hvad ggres der for at sikre, at Nezglyal anvendes sikkert og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlezegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at de anvender Nezglyal sikkert og effektivt.

Som for alle laegemidler bliver oplysninger vedrgrende anvendelsen af Nezglyal Isbende overvaget. De
formodede bivirkninger ved Nezglyal vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Nezglyal

Der findes mere information om Nezglyal, herunder indleegssedlen og vurderingsrapporten, pa
agenturets websted: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nezglyal.

Hvis du gnsker at vide, om laegemidlet er tilgaengeligt i dit land, kan du kontakte den nationale
kompetente myndighed.
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