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A Nurzigma-ra (pridopidin) vonatkozo6 forgalombahozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

A Prilenia Therapeutics B.V. visszavonta a Huntington-kdérban szenvedd feln6ttek kezelésére szant
Nurzigma gydgyszer forgalombahozatali engedélye iranti kérelmét.

A vallalat 2025. november 7-én visszavonta a kérelmet.

Milyen tipusi gydégyszer a Nurzigma és milyen alkalmazasra szantak?

A Nurzigma-t a Huntington-kérban szenvedé feln6ttek kezelésére szolgald gydgyszerként fejlesztették
ki. A Huntington-kor egy 6rokletes betegség, amely idével sulyosbodik, és az agysejtek pusztulasat
okozza. Ez a mozgassal, a felismeréssel (érzékelés, tudatossag, gondolkodas és itéloképesség) és a
mentalis egészséggel kapcsolatos problémakhoz vezet.

Az értékelés soran a vallalat azt javasolta, hogy a javallatot a korai Huntington-kdrban szenved6 olyan
felnGttekre korlatozzak, akiket nem kezelnek antidopaminerg gyégyszerekkel. Ezeket a gydgyszereket
gyakran alkalmazzak Huntington-kérban szenved6 betegeknél chorea (réngatdézo és akaratlan
mozgasok) és viselkedési tlinetek (példaul agresszio) kezelésére.

A Nurzigma hatdéanyaga a pridopidin, és kemény kapszula formajaban lett volna kaphato.

A Nurzigma-t 2005. junius 20-an a Huntington-betegség kezelése tekintetében ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrél tovabbi
informacié az Ugynokség honlapjan taldlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-05-288.

Hogyan fejti ki hatasat a Nurzigma?

A Nurzigma hatdanyaga, a pridopidin aktivalja a szigma-1 receptor (S1R) nevl fehérjét. Az S1R a
sejtek belsejében taldlhatd, és olyan sejtfolyamatokban vesz részt, amelyek hozzajarulnak az
idegsejtek egészségéhez és tuléléséhez. Az S1R aktivalasaval a pridopidin varhatdan javitja az
idegsejt-karosodasban és a Huntington-betegségben szerepet jatszo6 sejtfolyamatokat.
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Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vdllalat egy f6 vizsgalat eredményeit mutatta be, amelyben 499, korai Huntington-betegségben
szenveds, 25 éves és idGsebb felndtt vett részt. A vizsgalatban részt vevé betegek Nurzigma-t vagy
placebot (hatéanyag nélkili kezelés) kaptak. A hatdsossag f6 mutatdja a teljes funkcionadlis kapacitasra
(TFC) vonatkoz6 pontszam valtozasa volt 65 hetes kezelést kovetben. A TFC-pontszam azt méri, hogy
az idegrendszert érint6 betegségben szenvedd személy mennyire képes ellatni a napi feladatokat és
tevékenységeket. A vallalat a f6 vizsgalatban részt vevé 208 betegbdl allé alcsoport, nevezetesen a
korai Huntington-kérban szenvedd, antidopaminerg gyégyszerekkel nem kezelt feln6ttek elemzéseinek
eredményeit is benyujtotta. Emellett a vallalat Huntington-kérban szenved6 felnGtteknél végzett 3
aldtémasztd vizsgalat eredményeit mutatta be.

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

Az elsé értékelés 2025 juliusadban zarult le, amikor az Eurdpai Gyogyszerligynokség a
forgalombahozatali engedély elutasitasat javasolta. A vallalat ezutan az Ugynékség ajanlasanak
felUlvizsgalatat kérte, ez a fellilvizsgalat azonban még nem fejezddott be, amikor a vallalat visszavonta
a kérelmét.

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasitasanak f6 okai?

A kezdeti értékelés idején az Ugyndkség Ugy vélte, hogy a f8 vizsgalat és az alatdmasztd vizsgalatok
nem nyuUjtottak bizonyitékot arra vonatkozdan, hogy a Nurzigma hatasos a korai Huntington-kdérban
szenvedd betegeknél. Az Ugynékség megjegyezte, hogy a 8 vizsgalatbdl szdrmazd, a betegek
alcsoportjaban (korai Huntington-betegségben szenvedoé felnbttek, akiket nem kezeltek
antidopaminerg gyogyszerekkel) végzett elemzések eredményeinek érvényességét és relevanciajat
nem igazoltak.

Ezért az Ugyndkség azon a véleményen volt, hogy a Nurzigma hatasossagat nem igazoltak. Bar a
véllalat feltételes forgalombahozatali engedély irdnti kérelmet nyuljtott be, a gydgyszer nem felelt meg
az ilyen tipust engedély kiaddsahoz sziikséges kritériumoknak. Ennek eredményeként az Ugynékség a
feltételes forgalombahozatali engedély elutasitdsat javasolta.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugyndkséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat azt allitotta, hogy a
visszavonas azon alapult, hogy tovabbi klinikai adatokat kell gy(jteni az Ugynékség emberi
felhasznaldsra szant gydgyszerekkel foglalkozd bizottsaga (CHMP) altal felvetett kérdések teljes kor(
megvalaszolasa érdekében.

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

A vallalat tdjékoztatta az Ugyndkséget, hogy a Nurzigma-val végzett klinikai vizsgalatokban vagy
engedélyezés el6tti kezelési programokban jelenleg részt vevd betegekre nézve nincsenek
kovetkezmények.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vagy engedélyezés el6tti kezelési programban vesz részt, és kezelését
illetéen tovabbi informacidra van sziiksége, vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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