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Atsisakymas suteikti Nezglyal (/eriglitazono) registracijos
pazymeéjimag
Po pakartotinio nagrinéjimo patvirtinta nepalanki nuomoné

Pakartotinai iSnagrinéjusi savo pirmine nuomone, Europos vaisty agentiira patvirtino rekomendacijg
neisduoti vaistinio preparato Nezglyal registracijos pazyméjimo. Sis vaistas buvo skirtas smegeny
adrenoleukodistrofijai gydyti.

Smegeny adrenoleukodistrofija yra paveldimos ligos, vadinamos adrenoleukodistropija, forma, kai
kino audiniuose, daugiausia galvos smegenyse, stuburo smegenyse ir antinksciy liaukose (dviejose
liaukose virs inksty) ima kauptis riebiosios medziagos, vadinamos ,labai ilgos grandinés riebaly
ragstimis®. Sergant smegeny adrenoleukodistropija, Siy medziagy kaupimasis galvos smegenyse
sukelia apsauginio apvalkalo (mielino), izoliuojanco nervines lagsteles ir padedancio joms perduoti
signalus, uzdegima ir nykima.

Agentira pateiké galutine nuomone po pakartotinio 2024 m. geguzés 28 d. atlikto nagriné&jimo.
Pirmine nuomone Agentlira buvo paskelbusi 2024 m. sausio 25 d. Paraiskg gauti Nezglyal registracijos
pazymejimg pateiké bendrové ,Minoryx Therapeutics S.L.".

Kas yra Nezglyal ir kam jis buvo skirtas?

Nezglyal buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas vartoti suaugusiesiems vyrams ir 2 mety bei vyresniems
vaikams, kuriems diagnozuoti galvos smegeny pakitimai (sritys, kur audiniai pakite ar pazeisti),
siekiant sulétinti smegeny adrenoleukodistrofijos progresavima. Sio vaisto sudetyje yra veikliosios
medziagos leriglitazono ir j{ buvo numatyta tiekti geriamosios suspensijos forma.

2016 m. lapkric¢io 18 d. Nezglyal priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai
pagal adrenoleukodistrofijos gydymo indikacijgq. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima retyjy
vaisty kategorijai rasite Agentiros tinklalapyje adresu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3161770.

Kaip veikia Nezglyal?

Nezglyal veiklioji medziaga leriglitazonas jungiasi prie receptoriy (taikiniy), vadinamy PPAR gama
receptoriais, kuriy yra lastelése, jskaitant nervy lasteles, ir juos aktyvina. PPAR gama receptoriai
atlieka svarby vaidmenj reguliuojant mitochondrijy (energijos gamybos Igstelése struktiry) funkcija, t.
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y. kaip lastelés reaguoja | oksidacinj stresa (toksisky deguonies turinciy molekuliy, vadinamy,
laisvaisiais radikalais, sukeltg Zalg) ir uzdegima. Todél buvo tikimasi, kad leriglitazonas apsaugos
nervines lgsteles nuo pazeidimo, sumazindamas uzdegima, pagerindamas mitochondrijy veikimag ir
apsaugodamas nuo zalingo laisvyjy radikaly poveikio.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké baigto pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 116 adrenoleukodistrofija serganciy,
suaugusiy vyry, kurie vartojo leriglitazong arba placeba (preparatg be veikliosios medziagos),
rezultatus.

Atliekant $j pagrindinj tyrima, tyrimo pradZioje smegeny adrenoleukodistrofija buvo diagnozuota

27 proc. pacienty. Pagrindinis adrenoleukodistropijos veiksmingumo rodiklis Siame tyrime buvo
atstumo, kurj Sia liga sergantys pacientai galéjo nueiti per SeSias minutes po 96 gydymo savaiciy,
pokytis. Tyrime taip pat nagrinéta, kaip daznai smegeny pazeidimai pasireiské ir (arba) pasunkéjo
laikui bégant, ir vertintas Loes sunkumo jvertis, pagal kurj vertinamas pazeidimy sunkumas atliekant
MRT tyrima.

Bendrové taip pat pateiké Siuo metu atliekamo tyrimo su 2-12 mety amziaus vaikais, kuriems
diagnozuota smegeny adrenoleukodistrofija, duomenis ir pacienty, kurie Nezglyal buvo gydomi pagal
labdaringo vartojimo programg, duomenis.

Kokios buvo pagrindinés priezastys, dél kuriy rekomenduota neisduoti
registracijos pazyméjimo?

Pakartotinio nagrinéjimo procediiros metu EMA Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP)
pakartotinai jvertino turimus duomenis ir jvertino bendrovés atsakymus | jai susirtipinima keliancius
klausimus, dél kuriy i$ pradziy buvo atsisakyta suteikti registracijos pazyméjima, taip pat konsultavosi
su neurologijos eksperty grupe.

Agentiira priéjo prie iSvados, kad, remiantis Sio tyrimo veiksmingumo rodikliais, pagrindiniu tyrimu
nepavyko jrodyti, kad Nezglyal yra veiksmingas pacientams, sergantiems adrenoleukodistrofija,
iskaitant galvos smegeny adrenodistrofija sergancius pacientus. Dél negausiy duomeny apie pacientus,
kuriems diagnozuota smegeny adrenoleukodistrofija, nebuvo jmanoma padaryti iSvados dél Nezglyal
naudos Siai pacienty grupei. Be to, nepavyko nustatyti rySio tarp vaisto veikimo ir klinikinio
adrenoleukodistrofijos progresavimo ir rysio tarp Nezglyal dozés ir pacienty atsako | gydyma.

Agentira taip pat padaré iSvadqg, kad salyginé registracija, kurios prasé bendrové, neturéty bti
suteikta, nes nesilaikoma taikomy reikalavimy. PavyzdZziui, naudos ir rizikos santykis néra teigiamas.

Todél pakartotinai iSnagrinéjus priimtg nuomone, Agentirai nerimg keliantys klausimai nebuvo
iSspresti ir pirminé rekomendacija nesuteikti registracijos pazyméjimo buvo patvirtinta.

Ar Sis atsisakymas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose
tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad paraiskos atsiémimas neturés jokiy pasekmiy pacientams, Siuo metu
dalyvaujantiems Nezglyal klinikiniuose tyrimuose.

Jeigu dalyvaujate klinikiniame tyrime arba labdaringo vartojimo programoje ir pageidaujate gauti
daugiau informacijos apie jums taikoma gydyma, pasikalbékite su savo klinikinio tyrimo gydytoju.
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