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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Nugalvig (goworestat)

Firma Advanz Pharma Limited wycofata wniosek o dopuszczenie do obrotu produktu Nugalviqg, ktory
miat by¢ stosowany w leczeniu klasycznej galaktozemii, choroby, w przebiegu ktérej organizm nie jest
w stanie rozktadacé cukru zwanego galaktoza.

Firma wycofata wniosek w dniu 10 grudnia 2024 r.

Co to jest produkt Nugalviq i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Produkt Nugalvig opracowano jako lek przeznaczony do stosowania u 0séb dorostych i dzieci w wieku
od 2 lat z potwierdzong diagnozg galaktozemii klasycznej (znanej takze jako niedobdr
urydylotransferazy galaktozo-1-fosforanu). Produkt miat by¢ stosowany w uzupetnieniu diety o
obnizonej zawartosci galaktozy.

Substancjg czynng zawartg w produkcie Nugalviq jest goworestat. Produkt miat by¢ dostepny w postaci
ciektej zawiesiny do przyjmowania doustnego.

W dniu 21 czerwca 2022 r. produkt Nugalvig uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach) w leczeniu galaktozemii. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢
na stronie internetowej Agencji pod adresem: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3222642.

Jak dziata produkt Nugalviq

Galaktoza jest rodzajem cukru wystepujacym w niektorych produktach spozywczych oraz
wytwarzanym przez organizm. U oséb z klasyczna galaktozemia organizm nie jest w stanie prawidtowo
rozktada¢ galaktozy, co powoduje jej gromadzenie sie w organizmie. Enzym o nazwie reduktaza aldozy
przeksztatca nadmiar galaktozy w substancje zwang galaktitolem, ktdra jest szkodliwa dla organizmu,
powodujac zaburzenia rozwoju i uszkodzenie niektérych narzadéw. Oczekiwano, ze substancja czynna
produktu Nugalviq zablokuje aktywnos$¢ reduktazy aldozy, ograniczajac tym samym tworzenie sie
galaktitolu. Spodziewano sie zatem, ze produkt Nugalviq ztagodzi objawy u oséb z klasycznag
galaktozemia.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Wyniki badania gtdwnego przedstawione przez firme zawieraty dane dotyczace 47 dzieci w wieku od 2
lat z klasyczng galaktozyemia. W badaniu tym poréwnywano produkt Nugalviq z placebo (leczeniem
pozorowanym). Gtdwnym kryterium oceny skutecznosci byt potaczony pomiar zmian w zakresie
umiejetnosci mowienia i jezyka, zachowania i zdolnosci wykonywania codziennych czynnosci. Ponadto
firma przedtozyta dane uzupetniajgce z badania z udziatem 33 o0sdb dorostych, w ktérym dokonywano
pomiaréw zmiany poziomow galaktitolu, a takze dane dotyczace dtugoterminowej obserwacji
kontrolnej 7 oséb dorostych.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez Europejska Agencje Lekéw oceny wstepnych informacji
przedtozonych przez firme i sformutowaniu pytan do firmy. W momencie wycofania Agencja byta w
trakcie przeprowadzania oceny odpowiedzi udzielonych przez firme na liste pytan.

Jakie zalecenia wydata wowczas Agencja?

W momencie wycofania wniosku Agencja zgtosita pewne zastrzezenia na podstawie przegladu danych i
odpowiedzi firmy na pytania Agencji i wstepna opinia wskazywata, ze produkt Nugalvig nie moze by¢
zatwierdzony w leczeniu klasycznej galaktozemii.

Agencja zgtosita szereg zastrzezen dotyczacych wynikéw badania gtéwnego, a takze sposobu
przeprowadzenia badania oraz sposobu gromadzenia i przetwarzania danych. Agencja uznata ponadto,
ze badanie mozna postrzegac jedynie jako badanie rozpoznawcze ze wzgledu na p6ézne wprowadzenie
zmian w jego koncepcji. Nie przedstawiono rowniez wystarczajacych informacji na temat tego, jak lek
zachowuje sie w organizmie ani jak wptywa na niego zywnos¢, a takze nie uwzgledniono w odpowiedni
sposdb potencjalnego ryzyka wystgpienia choroby nowotworowej. Ponadto pojawity sie pytania
dotyczace proponowanego dawkowania i jakosci samego leku.

Poniewaz firma wnioskowata o warunkowe dopuszczenie do obrotu, Agencja stwierdzita, ze wymagania
dotyczace takiego dopuszczenia nie zostaty spetnione.

W zwigzku z tym w momencie wycofania wniosku Agencja uznata, ze wyniki badania nie byty
wiarygodne, i stwierdzita, ze na podstawie przedstawionych danych nie mozna byto dopusci¢ leku do
obrotu.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze potrzebuje
wiecej czasu na zebranie dodatkowych danych na poparcie oceny produktu Nugalvig w proponowanym
wskazaniu.

Jakie sa skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw biorgcych udziat w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy z uzyciem produktu Nugalviq.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych lub programie leczenia ostatniej szansy i potrzeby
uzyskania doktadniejszych informacji o leczeniu, nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym
badanie kliniczne.
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