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Nurzigmaa (pridopidiini) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Prilenia Therapeutics B.V. peruutti Nurzigma-laakevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa.
Nurzigma on laake, joka on tarkoitettu Huntingtonin tautia sairastavien aikuisten hoitoon.

Yhti6é peruutti hakemuksen 7. marraskuuta 2025.

Mita Nurzigma on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Nurzigma kehitettiin ladkkeeksi Huntingtonin tautia sairastavien aikuisten hoitoon. Huntingtonin tauti
on perinndllinen sairaus, joka pahenee ajan myo6ta ja tuhoaa aivosoluja. Tama puolestaan aiheuttaa
liikkumiseen, kognitioon (havaitseminen, tietoisuus, ajattelu ja arvostelukyky) ja mielenterveyteen
liittyvia ongelmia.

Arvioinnin aikana yhtidé ehdotti kayttdaiheen rajoittamista varhaisvaiheen Huntingtonin tautia
sairastaviin aikuisiin, joita ei hoideta antidopaminergisilla ladkkeilla. Naita laakkeita kaytetaan yleisesti
Huntingtonin tautia sairastavilla potilailla korean (nykimisen ja tahattomien liikkeiden) ja
kaytosoireiden (kuten aggressiivisuuden) hoitoon.

Nurzigman vaikuttava aine on pridopidiini, ja sitd oli mdara olla saatavana kovina kapseleina.

Nurzigma nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laake)

20. kesakuuta 2005 Huntingtonin taudin hoitoon. Lisatietoja harvinaislaékkeeksi nimedmisesta on
viraston verkkosivuilla osoitteessa ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-05-
288.

Miten Nurzigma vaikuttaa?

Nurzigman vaikuttava aine pridopidiini aktivoi sigma-1-reseptori -nimisen (S1R) proteiinin. Solujen
sisalla esiintyva S1R osallistuu hermosolujen terveyttd ja hermosolujen elossapysymista edistaviin
soluprosesseihin. Aktivoimalla S1R:aa pridopidiinin odotettiin parantavan hermosolujen
vaurioitumiseen ja Huntingtonin tautiin liittyvia soluprosesseja.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 esitti tulokset paatutkimuksesta, johon osallistui 499 vahintaan 25-vuotiasta aikuista, joilla oli
Huntingtonin taudin varhainen vaihe. Tutkimukseen osallistuneille potilaille annettiin joko Nurzigmaa
tai lumelaaketta. Tehon paaasiallisena mittana oli kokonaistoimintakyvyn (TFC) pistemaaran muutos
65 hoitoviikon jalkeen. Kokonaistoimintakyvyn pisteytykselld mitataan sita, miten hyvin hermostoon
vaikuttavaa sairautta sairastava henkil® suoriutuu paivittaisista tehtavista ja toiminnoista. Yhti6 esitti
myos tulokset analyyseista alaryhmdssa, johon osallistui 208 paatutkimuksen potilasta, eli
varhaisvaiheen Huntingtonin tautia sairastavaa aikuista, joita ei ollut hoidettu antidopaminergisilla
laakkeilla. Lisaksi yhtio esitti tulokset kolmesta tukea antavasta tutkimuksesta, jotka tehtiin
Huntingtonin tautia sairastavilla aikuisilla.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Alustava arviointi saatiin paatdokseen heindkuussa 2025, kun Euroopan ladakevirasto suositteli
myyntiluvan epaamistd. Laakeyhtid pyysi viraston suosituksen uudelleenarviointia, mutta se peruutti
hakemuksen ennen uudelleenarvioinnin paattymista.

Mitka olivat tarkeimmat syyt myyntiluvan epaamiseen?

Alustavan arvioinnin ajankohtana virasto katsoi, etta paatutkimuksessa ja sita tukevissa tutkimuksissa
ei saatu nayttéa Nurzigman tehosta varhaisvaiheen Huntingtonin tautia sairastavilla potilailla. Virasto
totesi, etta paatutkimuksen potilaista koostuvassa alaryhmassa (varhaisvaiheen Huntingtonin tautia
sairastavat aikuiset, joita ei ole hoidettu antidopaminergisilla laékkeilld) tehtyjen analyysien tulosten
validiteettia ja merkityksellisyytta ei ole osoitettu.

Na&in ollen virasto katsoi, ettd Nurzigman tehoa ei ollut osoitettu. Vaikka yhtioé haki ehdollista
myyntilupaa, laake ei tayttanyt tamantyyppisen myyntiluvan mydéntamisen kriteereja. Taman vuoksi
virasto suositteli ehdollisen myyntiluvan epaamista.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta ja toteaa, etta peruuttaminen
perustuu tarpeeseen kerata lisaa kliinisia tietoja, jotta viraston ihmisille tarkoitettuja laakkeita
kasittelevan komitean (CHMP) esiin tuomiin kysymyksiin voidaan vastata tdysimaaraisesti.

Vaikuttaako hakemuksen peruuttaminen kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskdayttoohjelmiin osallistuviin potilaisiin?

Laakeyhti6 ilmoitti virastolle, ettei paatdkselld ole seurauksia Nurzigmaa koskeviin kliinisiin

tutkimuksiin tai erityiskdyttéohjelmaan osallistuville potilaille.

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