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Nugalvigia (govorestaatti) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Advanz Pharma Limited peruutti klassisen galaktosemian hoitoon tarkoitettua Nugalvig-
ldakevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa. Klassinen galaktosemia on sairaus, jossa
elimistd ei pysty hajottamaan galaktoosi-nimistad sokeria.

Yhti6é peruutti hakemuksen 10. joulukuuta 2024.
Mita Nugalviq on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Nugalviq kehitettiin ladkkeeksi, jota oli tarkoitus kayttaa aikuisilla ja vahintaan 2-vuotiailla lapsilla,
joilla on diagnosoitu klassinen galaktosemia (galaktoosi-1-fosfaatti-uridylyylitransferaasin puutos).
Ladkevalmistetta oli tarkoitus kayttda galaktoosi-rajoitetun ruokavalion lisana.

Nugalvigin vaikuttava aine on govorestaatti, ja sita oli maara olla saatavana suun kautta otettavana
nestemaisena suspensiona.

Nugalvig nimettiin 21. kesdkuuta 2022 ns. harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa
kaytettdva ladke) galaktosemian hoitoon. Lisdtietoja harvinaislddkkeeksi nimeamisesta on viraston
verkkosivuilla: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3222642.

Miten Nugalviq vaikuttaa?

Galaktoosi on tietyntyyppinen sokeri, jota esiintyy tietyissa elintarvikkeissa ja jota myds elimisto
tuottaa. Klassista galaktosemiaa sairastavilla potilailla galaktoosi ei hajoa kunnolla ja sitd keraantyy
elimistodn. Aldoosireduktaasi-niminen entsyymi muuntaa taman ylimaaraisen galaktoosin galaktitoliksi
kutsutuksi aineeksi, joka on haitallista elimistdlle ja aiheuttaa kehitysongelmia ja tiettyjen elinten
vaurioitumista. Nugalvigin vaikuttavan aineen odotettiin estdvan aldoosireduktaasin toimintaa ja
vahentavan siten galaktitolin muodostumista. Nugalvigin odotettiin lievittdvan oireita henkil6illa, joilla
on klassinen galaktosemia.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtién toimittama paatutkimus sisalsi tietoja 47:sta vahintaan 2-vuotiaasta lapsesta, jotka sairastivat
klassista galaktosemiaa. Nugalvigia verrattiin tutkimuksessa lumeladkkeeseen. Tehon paaasiallisena
mittana olivat samaan aikaan mitatut muutokset puheessa ja kielellisissa taidoissa, kayttdytymisessa
ja kyvyssa suorittaa padivittaisia toimia. Lisaksi yritys toimitti tukitietoja tutkimuksesta, johon osallistui
33 aikuista ja jossa mitattiin galaktitolipitoisuuden muutosta, seka tietoja seitseman aikuisen
pitkaaikaisesta seurannasta.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jalkeen, kun Euroopan ladkevirasto oli arvioinut yhtion alkuvaiheessa
toimittamat tiedot ja laatinut yhtidlle luettelon kysymyksista. Virasto oli arvioimassa yhtion vastauksia
kysymyksiin, kun hakemus peruutettiin.

Mika oli viraston suositus tuolloin?

Virasto suhtautui saamiensa tietojen ja yhtién kysymysluetteloon antamien vastausten tarkastelun
perusteella varauksellisesti joihinkin seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja sen
alustava kanta oli, etta Nugalvigia ei olisi voitu hyvaksya klassisen galaktosemian hoitoon.

Virastolla oli useita huolenaiheita paatutkimuksen tuloksista, seka tutkimuksen toteuttamistavasta ja
tietojen kerdaamis- ja kasittelytavasta. Virasto katsoi lisdksi, etta tutkimusta voitiin pitaa vain
eksploratiivisena, koska sen suunnitelmaan oli tehty muutoksia mydhaisessa vaiheessa. Ei mydskaan
ollut riittavasti tietoa siita, miten ldake kayttaytyy elimistéssa ja miten ruoka vaikuttaa sen toimintaan,
eika sen mahdollista syopariskia kasitelty asianmukaisesti. Lisaksi ehdotetusta annostuksesta ja itse
ldakkeen laadusta oli avoimia kysymyksia.

Yhtié haki ehdollista myyntilupaa. Virasto kuitenkin katsoi, etteivat tallaisen myyntiluvan ehdot
tayttyneet.

Siksi virasto katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettd tutkimuksen tulokset eivat olleet

luotettavia ja ettei ladkevalmisteelle olisi voitu mydntda myyntilupaa toimitettujen tietojen perusteella.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa tarvitsevansa lisaa
aikaa keratdkseen lisdtietoja, jotka tukisivat Nugalvigin arviointia ehdotetussa kayttdaiheessa.

Vaikuttaako hakemuksen peruuttaminen kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskdyttoohjelmiin osallistuviin potilaisiin?

Yhti6 ilmoitti virastolle, etta peruuttamisesta ei ole mitaan seurauksia potilaille, jotka osallistuvat
govorestaattia koskeviin kliinisiin tutkimuksiin tai erityiskayttéohjelmiin.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta kliinisen
tutkimuksen laakariin.
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