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Mullgiloa taotluse tagasivotmise teave: Nugalviq
(govorestaat)

Advanz Pharma Limited vottis tagasi ravimi Nugalviqg midlgiloa taotluse. Ravim oli ndidustatud
klassikalise galaktoseemia raviks. See on seisund, mille korral organism ei suuda lagundada teatud
suhkrut, mida nimetatakse galaktoosiks.

Ettevote vottis taotluse tagasi 10. detsembril 2024.

Mis on Nugalviq ja milleks kavatseti seda kasutada?

Nugalviq tooétati valja ravimina kasutamiseks taiskasvanutel ja vahemalt 2-aastastel lastel, kellel on
kinnitatud diagnoositud klassikaline galaktoseemia (galaktoos-1-fosfaadi uridulldltransferaasi vaegus).
Ravimit kavatseti kasutada lisaks piiratud galaktoosisisaldusega dieedile.

Nugalviq sisaldab toimeainet govorestaati ja seda kavatseti turustada suukaudse vedelsuspensioonina.

Nugalvig nimetati 21. juunil 2022 galaktoseemia harvikravimiks (ravim, mida kasutatakse
harvaesinevate haiguste korral). Lisateave harvikravimiks nimetamise kohta on ameti veebilehel:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3222642.

Kuidas Nugalviq toimib?

Galaktoos on suhkur, mida leidub teatud toiduainetes ja mida toodab ka organism. Klassikalise
galaktoseemiaga inimestel ei suuda organism galaktoosi normaalselt lagundada, mis pohjustab selle
kogunemist organismis. Teatud ensltiim, aldoosi reduktaas muundab liigse galaktoosi galaktitooliks,
mis on organismile kahjulik ning pdhjustab teatud elundite arenguprobleeme ja kahjustusi. Eeldati, et
Nugalvigi toimeaine blokeerib aldoosi reduktaasi aktiivsuse, mis vdhendab galaktitooli teket. Eeldati, et
Nugalvig parandab klassikalise galaktoseemiaga inimestel simptomeid.

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, 2026. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-22-2642

Mis dokumendid esitas ettevote oma taotluse toetuseks?

Ettevotte esitatud pOhiuuringus osales 47 vahemalt 2-aastast last, kellel oli klassikaline galaktoseemia.
Uuringus vorreldi Nugalvigit platseeboga (ndiv ravim). Efektiivsuse pohinaitaja oli kdne- ja
keeleoskuse, kaitumise ning igapéevaste tegevuste sooritamise v6ime muutuste kombineeritud
moodtmine. Lisaks esitas ettevote toetavaid andmeid uuringust, milles osales 33 taiskasvanut ja milles
moddeti galaktitoolisisalduse muutust, ning 7 taiskasvanu pikaajalise jarelkontrolli andmed.

Mis jargus oli miiiigiloa taotluse hindamine, kui see tagasi voeti?

Taotlus vOeti tagasi parast seda, kui Euroopa Ravimiamet oli hinnanud ettevotte esialgselt esitatud
teavet ja koostanud ettevottele vastamiseks kiisimused. Taotluse tagasivotmise ajal hindas amet
ettevotte vastuseid neile kiisimustele.

Mis oli sel ajal Euroopa Ravimiameti soovitus?

Tuginedes esitatud andmete anallUsile ja ettevotte vastustele ameti esitatud kiisimustele, ndgi amet
taotluse tagasivotmise ajal pohjust ettevaatuseks ja oli esialgsel seisukohal, et Nugalvigi kasutamist
klassikalise galaktoseemia raviks ei ole vdimalik heaks kiita.

Ametil oli mitu kahtlust seoses pdhiuuringu tulemuste, uuringu labiviimise ning andmete kogumise ja
todtlemisega. Lisaks leidis amet, et uuringut saab pidada lksnes ettevalmistavaks, sest selle
Ulesehitust muudeti hiljem. Samuti ei olnud piisavalt teavet, kuidas ravim organismis kaitub ja kuidas
seda mojutab toit, samuti ei kasitletud piisavalt ravimi voimalikku vahiriski. Lisaks tekkis klsimusi
kavandatud annuste ja ravimi enda kvaliteedi kohta.

Et ettevote taotles mitgiluba tingimusliku heakskiidu alusel, méarkis amet, et sellise miigiloa andmise
tingimused ei ole taidetud.

Seetodttu oli inimravimite komitee mudgiloa taotluse tagasivotmise ajal arvamusel, et uuringu
tulemused ei ole usaldusvaarsed, ning jareldas, et ettevotte esitatud andmete alusel ei saa ravimit
heaks kiita.

Mis pohjustel vottis ettevote taotluse tagasi?

Ettevotte kirjas, milles ta teatab Euroopa Ravimiametile oma taotluse tagasivotmisest, margib
ettevdte, et tal on vaja rohkem aega tédiendavate andmete kogumiseks, et toetada Nugalvigi hindamist
kavandatud néaidustusel.

Kuidas mojutab tagasivotmine praegu kliinilistes uuringutes voi eriloaga
kasutamise programmides osalevaid patsiente?

Ettevote teatas ametile, et tagasivotmine ei mdjuta govorestaadi kliinilistes uuringutes voi eriloaga
kasutamise programmides osalevaid patsiente.

Kui osalete ravimi kliinilises uuringus vdi eriloaga kasutamise programmis ja vajate ravi kohta
lisateavet, poérduge kliinilise uuringu arsti poole.
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