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Paraiskos gauti Nugalviq (govorestato) registracijos
pazymeéjimg atsiémimas

~Advanz Pharma Limited" atsiémé savo paraiSka gauti Nugalviq, skirto klasikinés galaktozemijos -
ligos, kuria sergant organizmas negali suskaidyti cukraus, vadinamo galaktoze, — gydymui,
registracijos pazyméjima.

Bendrové paraisSkg atsiémé 2024 m. gruodzio 10 d.

Kas yra Nugalviq ir kokiais atvejais ji buvo numatyta vartoti?

Nugalvig buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas suaugusiems pacientams ir vaikams nuo 2 mety, kuriems
nustatyta klasikinés galaktozemijos (dar vadinamos galaktozés-1-fosfat-uridiltransferazés trukumu)
diagnozé. Sis vaistas turéjo biti vartojamas kartu taikant galaktoze ribojancig dieta.

Nugalviq sudétyje yra veikliosios medziagos govorestato ir jj buvo numatyta tiekti geriamosios skystos
suspensijos forma.

2022 m. birzelio 21 d. Nugalviq priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai
pagal galaktozemijos gydymo indikacijg. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima retyjy vaisty
kategorijai rasite Agenturos tinklalapyje adresu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3222642.

Kaip veikia Nugalviq?

Galaktozé yra tam tikros rusies cukrus, kurio randama tam tikruose maisto produktuose ir kurj taip pat
gamina organizmas. Klasikine galaktozemija serganciy zmoniy organizmas negali tinkamai suskaidyti
galaktozés, todél ji organizme kaupiasi. Fermentas, vadinamas aldozés reduktaze, pavercia Sig
pertekline galaktoze medziaga, vadinama galaktitoliu, kuri kenkia organizmui, sukelia vystymosi
problemy ir pazeidzia tam tikrus organus. Buvo tikimasi, kad Nugalviq veiklioji medziaga slopins
aldozés redukazés veikima, todél susidarys maziau galaktitolio. Buvo tikimasi, kad Nugalvig padés
palengvinti klasikine galaktozemija sergantiems Zmonéms pasireiSkiancius simptomus.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké pagrindiniame tyrime dalyvavusiy 47 vaiky nuo 2 mety, serganciy klasikine
galaktozemija, duomenis. Tyrime Nugalvig buvo lyginamas su placebu (preparatu be veikliosios
medziagos). Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo bendras kalbéjimo ir kalbos jglidziy, elgesio ir
gebéjimo atlikti kasdiene veiklg pokyciy vertinimas. Be to, bendrové pateiké tyrimo, kuriame dalyvavo
33 suaugusieji, patvirtinamuosius duomenis, kuriais buvo matuojamas galaktitolio koncentracijos
pokytis, taip pat 7 suaugusiyjy ilgalaikio stebé&jimo duomenis.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Paraiska atsiimta, kai Europos vaisty agentiira buvo jvertinusi bendrovés pateiktg pirmine informacijq
ir parengusi bendrovei skirtus klausimus. Paraiskos atsi€mimo metu Agentiira vertino bendrovés
pateiktus atsakymus | klausimus.

Kokia tuo metu buvo Agenturos rekomendacija?

Remdamasi perzilrétais duomenimis ir bendrovés atsakymais | Agentiiros parengtus klausimus,
paraiskos atsiémimo metu Agentira dar turéjo abejoniy ir buvo priémusi negalutine nuomone, kad
Nugalvig negali bati registruojamas klasikines galaktozemijos gydymui.

Agentara turéjo jvairiy abejoniy dél pagrindinio tyrimo rezultaty, taip pat dél to, kaip buvo atliktas
tyrimas ir kaip buvo renkami ir tvarkomi duomenys. Agentira taip pat laikési nuomonés, kad $j tyrimq
dél vélyvy jo modelio pakeitimy galima vertinti tik kaip Zvalgomajj. Be to, nepakako informacijos apie
tai, kaip vaistas veikia organizme ir kokj poveikj jam turéty maistas, nepateikta pakankamai
informacijos apie galimq vézio rizikg. Be to, kilo klausimy dél siilomo dozavimo ir paties vaisto
kokybeés.

Kadangi bendrové sieké gauti salyginj registracijos pazyméjima, Agentiira atkreipé démesj, kad tokiam
registracijos pazyméjimui taikomi reikalavimai néra tenkinami.

Todél paraiskos atsiémimo metu Agentdra laikési nuomoneés, kad Sio tyrimo rezultatai nepatikimi ir
padaré iSvada, kad remiantis pateiktais duomenimis Sio vaisto registruoti negalima.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

LaiSke, kuriuo Agentlirai pranesta apie paraiskos atsi€émima, bendroveé nurodé, kad jai reikia daugiau
laiko papildomiems duomenims surinkti, kad baty galima pagristi pagal pasitlytq indikacijq vartojamo
Nugalviq vertinima.

Ar Sios paraiskos atsiémimas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad tai neturés jokiy pasekmiy klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo
vartojimo programose dalyvaujantiems govorestatg vartojantiems pacientams.

Jeigu dalyvaujate klinikiniame tyrime arba labdaringo vartojimo programoje ir pageidaujate gauti
daugiau informacijos apie Jums taikoma gydyma, kreipkites | Jus gydantj gydytoja.
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