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A Nugalviqg (govoresztat) forgalombahozatali engedélye
iranti kérelem visszavonasa

Az Advanz Pharma Limited visszavonta a klasszikus galaktozémia kezelésére szant Nugalvig-ra
vonatkoz6 forgalombahozatali engedély iranti kérelmét. Ez egy olyan betegség, amelyben a szervezet
nem tudja lebontani a galaktéz nev(i cukrot.

A vallalat 2024. december 10-én visszavonta a kérelmet.

Milyen tipusi gyogyszer a Nugalviq és milyen alkalmazasra szantak?

A Nugalvig-et olyan feln6tteknél és legalabb 2 éves gyermekeknél torténd alkalmazasra fejlesztették
ki, akiknél klasszikus galaktozémia (mas néven galaktéz-1-foszfat-uridil-transzferaz hiany) igazolt
diagndzisa all fenn. A gyodgyszert a szigorl galaktézmentes étrend kiegészitéseként tervezték
alkalmazni.

A Nugalvig hatéanyaga a govoresztat, és szajon at alkalmazandd, folyékony szuszpenzié formajaban
kivantak forgalomba hozni.

A Nugalvig-et 2022. junius 21-én a galaktozémia kezelésére alkalmazott, ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” minGsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrdl tovabbi informacié az
Eurdpai Gydgyszerigynokség honlapjan talalhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3222642.

Hogyan fejti ki hatasat a Nugalviq?

A galaktoz egy cukortipus, amely bizonyos élelmiszerekben talalhaté meg, és amelyet a szervezet is
el6allit. A klasszikus galaktozémiaban szenvedo6 betegek nem képesek megfelelGen lebontani a
galaktdzt, aminek kdvetkeztében az felhalmozddik a testiikben. Az aldoz-reduktaz nev(i enzim ezt a
tobblet galaktdzt galaktitolnak nevezett anyagga alakitja at, amely karos a szervezetre nézve, és
fejlédési problémakat, valamint bizonyos szervek karosodasat okozza. A Nugalviq hatéanyagatdl azt
vartak, hogy gatolja az aldéz-reduktaz aktivitasat, ezaltal csékkenti a galaktitol képzddését. A
Nugalvig-tél azt vartak, hogy javitja a tlineteket a klasszikus galaktozémiaban szenvedd betegeknél.
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Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat altal benyUjtott f6 vizsgalat 47 klasszikus galaktozémiaban szenvedd, 2 éves és id6sebb
gyermek adatait tartalmazta. A vizsgalatban a Nugalvig-ot placebdval (hatéanyag nélkili kezeléssel)
hasonlitottak 0ssze. A hatdsosséag f6 mutatdja a beszédben és nyelvi képességekben, valamint a
viselkedésben és a napi tevékenységek elvégzésének képességében bekbvetkezett valtozas egylttes
mérése volt. Emellett a vallalat benyujtott egy 33 felnétt részvételével végzett vizsgalatbdl szarmazd
aldtémasztdé adatokat, amelyek a galaktitolszint valtozasat mérték, valamint 7 feln6tt hossza tavu
nyomon kovetésére vonatkozé adatokat.

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

A kérelmet azt kovetéen vontak vissza, hogy az Eurdpai Gydgyszerligynokség mar értékelte a vallalat
altal eredetileg benyujtott dokumentacidt, és kidolgozott egy kérdéslistat. Az Ugynokség a visszavonas
id6pontjaban a vallalat altal a kérdésekre adott valaszokat értékelte.

Mit tartalmazott az Ugyndkség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idépontjaban az adatok és a vallalat altal az Ugynékség kérdéseire adott valaszok
attekintése alapjan az Ugynékség részérdl néhany aggaly meriilt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy a Nugalviq alkalmazasa nem engedélyezhetd a klasszikus galaktozémia kezelésére.

Az Ugynokségnek szamos aggalya merilt fel a f6 vizsgalat eredményeivel, valamint a vizsgalat
elvégzésének, illetve az adatok gy(ijtésének és feldolgozdsédnak mddjaval kapcsolatban. Az Ugynékség
tovabba Ugy vélte, hogy a vizsgalatot csak feltaro jelleglinek lehet tekinteni a kialakitasadban tortént
késGi valtozasok miatt. Nem allt rendelkezésre elegendd informacio arrdl sem, hogy a gydgyszer
hogyan viselkedik a szervezetben, és hogyan befolydsolja az étel, valamint a rak potencialis kockazatat
nem kezelték megfeleléen. Ezenfelll kérdések mertltek fel a javasolt adagolassal és maganak a
gyogyszernek a mindségével kapcsolatban.

Mivel a vallalat feltételes forgalombahozatali engedély irdnti kérelmet nyujtott be, az Ugyndkség
megallapitotta, hogy az ilyen engedélyre vonatkozo6 kdvetelmények nem teljesiiltek.

Ezért a visszavonas idépontjdban az Ugynékség véleménye az volt, hogy a vizsgdlat eredményei nem
voltak megbizhatodak, és arra a kGvetkeztetésre jutott, hogy a benyujtott adatok alapjan a gyogyszert
nem lehetett volna engedélyezni.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugyndkséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat kijelentette, hogy tébb idére
van szliksége ahhoz, hogy tovabbi adatokat gy(lijtsén a Nugalviq javasolt javallatban valo
értékelésének alatdmasztasara.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés el6tti kezelési
programokban?

A vallalat tdjékoztatta az Ugynékséget, hogy a visszavonasnak a Nugalvig-kal végzett klinikai
vizsgalatokban vagy engedélyezés el6tti kezelési programokban jelenleg részt vevo betegekre nézve
nincsenek kovetkezményei.
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Ha On ilyen Klinikai vizsgélatban vagy engedélyezés el6tti kezelési programban vesz részt, és kezelését
illetéen tovabbi informacidra van sziksége, vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.
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