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A Dazluma (troriluzol-hidroklorid-monohidrat)
forgalombahozatali engedélye iranti kérelem visszavonasa

A Biohaven Bioscience Ireland Limited visszavonta a 3-as genotipusl spinocerebellaris ataxia (SCA3)
kezelésére szant Dazluma-ra vonatkozo6 forgalombahozatali engedély iranti kérelmét. A betegség egy
0rokolt agyi rendellenesség, amely hatassal van a koordinaciéra és az egyensulyra.

A vallalat 2025. marcius 24-én vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi( gydgyszer a Dazluma és milyen alkalmazasra szantak?

A Dazluma-t az SCA3 kezelésére felnOtteknél alkalmazando6 gydgyszerként fejlesztették ki. Az értékelés
soran a vallalat kérelmezte a javallat kiterjesztését a spinocerebellaris ataxia valamennyi formajara.
Spinocerebellaris ataxia esetében a kisagy (az agynak a mozgast és az egyensulyt irdnyito része)
idegseijtjei karosodnak és elpusztulnak. Ez progressziv problémakat eredményez a koordinacid, a
beszéd, a jaras és az egyensuly terén.

A Dazluma hatdanyaga a troriluzol-hidroklorid-monohidrat, és szajon at szedend6 kapszulak
formajaban kivantak forgalomba hozni.

A Dazluma-t 2021. december 10-én a spinocerebellar ataxia kezelése tekintetében ,ritka betegség
elleni gyégyszerré” (orphan drug) mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mingsitésrol
tovabbi informacio itt talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Dazluma?

A Dazluma hatdanyaga, a troriluzol-hidroklorid-monohidrat, a riluzol el6anyaga. Ez azt jelenti, hogy a
szervezetben aktiv riluzolld alakul at.
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idegsejtekben, ami az idegsejtek pusztuldsat okozhatja. Ugy vélik, hogy a troriluzol
hatdsmechanizmusa a spinocelbellaris ataxidban csokkenti a glutamat szintjét az idegsejtek kozotti
kapcsolodasokban. Ez megvaltoztathatja az idegsejtekben fennallé hiperexcitabilitast (az idegsejtek
tulzott érzékenysége) a kisagyban, ami segiti az egyensuly és a koordinacié szabalyozasat.
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Milyen dokumentaciot nyuajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A véllalat egy f6 vizsgdlat adatait nyUjtotta be, amelyben 218, a spinocelbelaris ataxia kiilonb6z6
formaiban, koztliik SCA3-ban szenvedo feln6tt vett részt és a Dazluma-t placebéval (hatéanyag nélkili
kezelés) hasonlitottak 6ssze. A hatasossag f6 mutatdja a tlinetek sulyossaganak valtozasa volt,
amelyet 48 hetes kezelést koveten az ataxia értékelésére és mindsitésére szolgald funkcionalis skala
(f-SARA) segitségével mérnek. Az f-SARA azt méri, hogy az adott személy képes-e olyan feladatokat
végezni, amelyek igazoljak, hogy mennyire tudja kontrolldlni a mozgasat és fenntartani az
egyensulyat. A pontszamok 0-tdl 16-ig terjednek, és a magasabb pontszamok sulyosabb ataxiat
jeleznek. Az értékelés soran a vallalat a spinocellaris ataxiadban szenved6 betegektdl szarmazd, valos
korilmények kozott gylijtott adatokat is bemutatott, amelyekben 6sszehasonlitottak a betegség
progressziojat a Dazluma-val kezelt betegeknél, illetve azoknal, akik nem részesliltek kezelésben.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A vallalat visszavonta a kérelmet, miutan az Eurdpai Gyogyszerligynokség értékelte a vallalattol
szarmazd informaciokat és kérdéseket készitett a vallalat szdmara. Miutan az Ugyndkség értékelte a
vallalatnak az utolsé kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan probléma.

Mit tartalmazott az Ugyndkség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas id6pontjadban az adatok és a vallalat altal az Ugynokség listdjan szereplS kérdésekre
adott valaszok attekintése alapjan az Ugyndkség részérél néhany aggdly meriilt fel, és az volt az
ideiglenes véleménye, hogy a Dazluma alkalmazasa nem engedélyezhet6 a spinocerebellaris ataxia
kezelésére.

Mivel a f6 vizsgalat eredményei nem igazoltdk, hogy a Dazluma a spinocerebellar ataxia kezelésében
hatékonyabb lenne a placebdnal, az Ugynékség Ugy vélte, hogy abbdl nem lehet kdvetkeztetéseket
levonni. A vallalat a Dazluma hatdsossagat kezeletlen betegektdl szarmazd, valds korilmények kézott
szerzett adatokkal is 6sszehasonlitotta. Az Ugynékség azonban ugy itélte meg, hogy ennek az
0sszehasonlitasnak az eredményei nem voltak érvényesek, mivel a vallalat altal az elemzéstikh6z
figyelembe vett tényez6kon tul tovabbi tényezok befolyasolhattak a betegség elérehaladasanak a
Dazluma-val kezelt betegek és a nem kezelt betegek kozotti kilénbségét. Ezért a visszavonas
idépontjaban az Ugynokség véleménye az volt, hogy a Dazluma hatdsossdga a spinocerebellaris ataxia
kezelésében nem bizonyitott.

A vallalat kérelmezte, hogy a Dazluma-t Uj hatéanyagként ismerjék el, mivel hatdanyaganak
hatékonysaga és biztonsagossaga jelentdsen eltér egy, az Eurdpai Unidban (EU) mar engedélyezett
gyodgyszer hatékonysagatdl és biztonsagossagatol. Az Ugyndkség Ugy itélte meg, hogy a vallalat nem
bizonyitotta, hogy a troriluzol-hidroklorid-monohidrat hatékonysaga vagy biztonsagossaga jelentésen
eltér annak aktiv formaja, az EU-ban gydgyszerként mar engedélyezett riluzol hatékonysagatdl. Ezért
az Ugynékség az akkor benyujtott informaciok alapjan nem tudta azt a kdvetkeztetést levonni, hogy a
trriluzol-hidroklorid-monohidrat Uj hatéanyag.
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Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynékséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat azt nyilatkozta, hogy tovabbi
adatokat kivan gydjteni a troriluzol-hidroklorid-monohidrat Gj hatéanyag statuszanak alatamasztasara,
és Uj kérelmet tervez benyUjtani, amint ezek az adatok rendelkezésre allnak.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti kezelési
programokban?

A vdllalat tdjékoztatta az Ugynokséget, hogy a visszavondsnak a Dazluma-val végzett klinikai
vizsgalatokban jelenleg részt vevé betegekre nézve nincsenek kovetkezményei. A vallalat
engedélyezés el6tti kezelési programokat indit.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vesz részt, és kezelését illetden tovabbi informéciéra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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