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Nezglyal (leriglitazon)
A Nezglyal-ra vonatkozd kozérthetd attekintés és az EU-ban valo
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer a Nezglyal és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Nezglyal-t az agyi adrenoleukodisztréfia kezelésére alkalmazzak olyan 2 és 12 év kozotti fitknal,
akiknél 0 vagy 1 neuroldgiai funkcionalis pontszam alapjan enyhe tlinetek jelentkeznek vagy
tlinetmentesek.

Olyan betegeknél alkalmazzak, akiknél az agyi l1éziok nem veszik fel a kontrasztanyagként alkalmazott
gadoliniumot (Gd-negativ 1ézidk) az agyrdl készitett MRI-vizsgalatok soran, ami arra utal, hogy a
betegség a korai szakaszban van.

Az agyi adrenoleukodisztréfia egy genetikai betegség, az Ugynevezett adrenoleukodisztrofia egyik
formaja, amelynek soran a ,nagyon hosszl lancu zsirsavak” néven ismert zsirvegyiletek
felhalmozddnak a test szbveteiben, foként az agyban, a gerincvel6ben és a mellékvesékben (a vesék
folott elhelyezked6 két mirigyben). Agyi adrenoleukodisztrofia esetén ezen anyagok felhalmozddasa az
agyban a szigeteld és az idegsejtek altali jelatvitelt segit6 feladatot ellaté véddhively (mielin)
gyulladasahoz és leéplléséhez vezet.

Mivel az agyi adrenoleukodisztréfia ,ritkdnak” minésil, ezért a Nezglyal-t 2016. november 18-an az
adrenoleukodisztréfia kezelése tekintetében ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug)
mindsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség elleni (orphan) statusszal rendelkezd gydgyszerekrdl
az EMA honlapjan talalhato.

A Nezglyal hatéanyaga a leriglitazon.
Hogyan kell alkalmazni a Nezglyal-t?

A Nezglyal csak receptre kaphatd, és a kezelést olyan orvos kezdheti meg és fellgyelheti, aki
tapasztalattal rendelkezik az olyan betegségek kezelésében, amelyekben a kdzponti idegrendszer
sejtjei ledllnak vagy elpusztulnak.

A gyogyszer szuszpenzio formajaban kaphatd, amelyet szajon at, naponta egyszer kell bevenni. Az
adagot a gyermek testmagassaga és testsulya alapjan kell kiszamitani.
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A Nezglyal-kezelés megkezdése el6tt és a kezelés alatt az orvos rendszeres vérvizsgalatokat végez
annak ellen6rzésére, hogy mennyire m(ikddik jol a beteg maja. Sziikség lehet a kezelés atmeneti
felflggesztésére, ha a vizsgalatok a beteg majfunkcidjaval kapcsolatos problémakat mutatnak.

A Nezglyal alkalmazésaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Nezglyal?

A Nezglyal hatéanyaga, a leriglitazon azaltal fejti ki hatasat, hogy a sejtek belsejében, igy az
idegsejtekben is megtalalhatd, ,PPAR-gamma receptoroknak” nevezett receptorokhoz (célpontokhoz)
kotodik, és aktivalja azokat. A PPAR-gamma receptorok szerepet jatszanak a mitokondriumok (a
sejtekben talalhatd energiatermeld strukturak) miikodésének, valamint annak a szabalyozasaban,
hogy a sejtek hogyan reagalnak az oxidativ stresszre (a szabad gyokoknek nevezett toxikus
oxigéntartalm molekuldk altal okozott karosodasra) és a gyulladasra. Ezért a leriglitazontol azt varjak,
hogy a gyulladas cstkkentése, a mitokondriumok m(ikodésének javitdsa és a szabad gyokdk altal
okozott kdrosodas elleni védelem révén védi az idegsejteket a kdrosodastal.

Milyen elonyei voltak a Nezglyal alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban 23, agyi adrenoleukodisztrofiaban szenvedd, 2 és 12 év kozétti fid vett részt,
beleértve a Gd-pozitiv vagy Gd-negativ agyi I1ézidkban szenveddbket is. A szokdasos ellatas mellett
minden beteg Nezglyal-t, és megfeleld esetben vérképz6dssejt-transzplantaciot (HSCT) is kapott a
vizsgalat soran barmikor. A HSCT egy olyan eljaras, amelynek soran a beteg Gssejteket kap, hogy
segitsék a csontvel6t egészséges vérsejtek termelésében. A Nezglyal-t nem hasonlitottak 6ssze mas
kezeléssel. 96 hét elteltével vagy a HSCT elGtti vizit soran a betegek 35%-anal (20-bdl 7 olyan
betegnél, akir6l elegendd adatot gyUljtottek) tartdztattak fel (ledllitottak) a betegség sulyosbodasat,
szemben a varhatd 10%-o0s betegségleallasi arannyal, amennyiben a betegség természetes Uton
tovabbterjed. A Nezglyal-lal ledllitott betegek tobbségénél (7-bdl 6-nal) a kezelés kezdetén Gd-negativ
agyi lézidk alakultak ki.

A Nezglyal-lal végzett vizsgalatok részletesebb leirdsa a gydgyszer értékeld jelentésében talalhato.
Milyen mellékhatasokkal és korlatozasokkal jar a Nezglyal alkalmazasa?

A Nezglyal alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Nezglyal leggyakoribb mellékhatasai (10 gyermek kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a
megnovekedett testtomeg, a szemhéj-6déma (folyadék-visszatartas miatti duzzanat), a leukopénia (a
fehérvérsejtek alacsony szintje) és a neutropénia (a fehérvérsejtek egy tipusa, a neutrofilok alacsony
szintje, amelyek a fert6zések ellen védenek).

A Nezglyal nem alkalmazhato olyan személyeknél, akik tulérzékenyek (allergiasak) a tiazolidindion
tartalmu gydgyszerekkel szemben, amelyeket a 2-es tipusu cukorbetegség kezelésére alkalmaznak. A
gyogyszer nem alkalmazhaté olyan személyeknél sem, akiknél szivelégtelenség all fenn vagy korabban
el6fordult.
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Miért engedélyezték a Nezglyal forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az engedélyezés idopontjaban nem voltak engedélyezett gydgyszerek a Gd-negativ agyi
adrenoleukodisztréfiaban, egy nagyon ritka, gyorsan progredialé betegségben szenved6 betegek
kezelésére. Progressziv (sulyosbodd) agyi adrenoleukodisztréfia (altaldban Gd-pozitiv 1ézidkkal)
esetében az egyetlen lehetséges kezelési lehet6ség a HSCT.

A Nezglyal hatdsosnak bizonyult a betegség progressziéjanak megakadalyozasaban agyi
adrenoleukodisztréfidban szenvedd, Gd-negativ 1ézidkban szenvedd gyermekeknél, akik a betegség
egy korai stadiumaban vannak, ahol a kezelés varhatdan a legnagyobb hosszu tavu eldnyt nyujtja.
Biztonsdgossagi szempontbdl a mellékhatasok kezelhetének tekinthetdk.

Dontése meghozatalakor az Eurdpai Gyogyszerligyntkség figyelembe vette a betegképviseleti
szervezetek és az egészségigyi szakmai szervezetek észrevételeit is.

Az Ugyndkség megallapitotta, hogy a Nezglyal alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat,
ezért a gydégyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

A Nezglyal forgalomba hozatalat kivételes kortilmények kozott engedélyezték. Ennek ok az, hogy az
agyi adrenoleukodisztréfia kezelésére nagy a kielégitetlen egészségligyi sziikséglet, és a betegség
alacsony el6fordulasi aranya miatt nem lehetett teljes korl informaciot gy(lijteni a Nezglyal-rol. A
vallalatnak tovabbi adatokat kell szolgaltatnia a Nezglyal-ra vonatkozdan. A vallalatnak be kell
nyUjtania a gyégyszer biztonsagossagat tanulmanyozé vizsgalat eredményeit, valamint a Nezglyal
hosszu tavu hatasossagara vonatkozo, nyilvantartason alapuld vizsgalat eredményeit. A vallalatnak
emellett évente naprakész tajékoztatast kell nyljtania a gydgyszer biztonsagossagara és
hatdsossagéra vonatkozd Uj informacidkrdl. Az Ugyndkség évente fellilvizsgal minden Gjonnan
hozzaférhet6 informaciot.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Nezglyal biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Nezglyal biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kévetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre keriiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

A Nezglyal alkalmazasaval kapcsolatban felmer(ild informacidékat - hasonléan minden mas
gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Nezglyal alkalmazasaval 6sszefiiggésben jelentett
feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szikséges intézkedéseket meghozzak.

A Nezglyal-lal kapcsolatos egyéb informacio

A Nezglyal-lal kapcsolatban tovabbi informaciok, a betegtdjékoztatdt és az értékeld jelentést is
beleértve, az Ugyndkség honlapjan taldlhatok: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nezglyal.

Amennyiben tajékozddni szeretne arrdl, hogy a gydgyszer elérheté-e az On orszagéban, vegye fel a
kapcsolatot az illetékes nemzeti hatésaggal.
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