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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczacego
produktu Nurzigma (pridopidyna)

Firma Prilenia Therapeutics B.V. wycofata wniosek o dopuszczenie do obrotu produktu Nurzigma, leku
przeznaczonego do leczenia 0sob dorostych z chorobg Huntingtona.

Firma wycofata wniosek 7 listopada 2025 r.

Czym jest produkt Nurzigma i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Lek Nurzigma opracowano jako lek stosowany w leczeniu oséb dorostych z chorobg Huntingtona.
Choroba Huntingtona jest choroba dziedziczna, ktéra powoduje $mieré komérek mézgowych i ktorej
stan pogarsza sie z biegiem czasu. Prowadzi to do probleméw z poruszaniem sie, funkcjami
poznawczymi (percepcja, Swiadomos¢, myslenie i ocena) oraz zdrowiem psychicznym.

W trakcie oceny firma zaproponowata ograniczenie wskazania do os6b dorostych z wczesng chorobg
Huntingtona, ktéra nie jest leczona lekami antydopaminergicznymi. Leki te sa powszechnie stosowane
u pacjentéw z chorobg Huntingtona w leczeniu plasawicy (nagte i mimowolne ruchy) oraz objawoéw
behawioralnych (takich jak agresja).

Substancjg czynng zawartg w leku Nurzigma jest pridopidyna. Lek miat by¢ dostepny w postaci
kapsutek twardych.

W dniu 20 czerwca 2005 r. lek Nurzigma uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach)
w leczeniu choroby Huntingtona. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢ na
stronie Agencji: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-05-288.

Jak dziata produkt Nurzigma?

Substancja czynna leku Nurzigma, pridopidyna, aktywuje biatko zwane receptorem sigma-1 (S1R).
S1R znajduje sie wewnatrz komorek i uczestniczy w procesach komérkowych, ktére przyczyniajq sie do
zdrowia i przezycia komodrek nerwowych. Dzieki aktywacji S1R oczekiwano, ze pridopidyna poprawi
procesy komérkowe, ktére odgrywajg role w niszczeniu komdrek nerwowych i chorobie Huntingtona.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki badania gtéwnego z udziatem 499 o0sdb dorostych w wieku od 25 lat z
wczesng choroba Huntingtona. W badaniu tym pacjentom podawano albo lek Nurzigma, albo placebo
(leczenie pozorowane). Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana wyniku w zakresie
catkowitej zdolnosci funkcjonalnej (ang. total functional capacity, TFC) po 65 tygodniach leczenia.
Wynik w zakresie TFC pozwala okresli¢, jak dobrze osoba z chorobg wptywajacg na uktad nerwowy
moze wykonywac codzienne zadania i czynnosci. Firma przedstawita réwniez wyniki analiz
przeprowadzonych w podgrupie 208 pacjentéw z badania gtéwnego, a mianowicie oséb dorostych z
wczesng chorobg Huntingtona, ktérzy nie byli leczeni lekami antydopaminergicznymi. Ponadto firma
przedstawita wyniki 3 badan uzupetniajacych z udziatem oséb dorostych z choroba Huntingtona.

Na jakim etapie znajdowala sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Wstepna ocena zakonczyta sie w lipcu 2025 r., kiedy to Europejska Agencja Lekdw zalecita odmowe
przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Firma zwrdcita sie nastepnie o ponowng ocene
zalecenia wydanego przez Agencje, ale wycofata wniosek przed jej zakonczeniem.

Jakie byly giléwne powody odmowy przyznania pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu?

W momencie wstepnej oceny Agencja uznata, ze badanie gtdwne i badania uzupetniajace nie
dostarczyty dowodow na skutecznos$¢ leku Nurzigma u pacjentdw z wczesng chorobg Huntingtona.
Agencja zwrdcita uwage, ze nie wykazano wiarygodnosci i istotnosci wynikéw analiz w podgrupie
pacjentow (oséb dorostych z wczesng chorobg Huntingtona, u ktérych nie stosowano lekdw
antydopaminergicznych) z badania gtéwnego.

Dlatego tez Agencja wyrazita opinie, ze nie wykazano skutecznosci produktu Nurzigma. Pomimo ze
firma ztozyta wniosek o warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, to lek nie spetniat kryteridw
przyznania tego typu pozwolenia. W zwigzku z tym Agencja zalecita odmowe przyznania warunkowego
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze wycofanie
wniosku wynika z koniecznosci zebrania dodatkowych danych klinicznych, aby w petni odpowiedzie¢ na
pytania postawione przez Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) przy
Agencji.

Jakie s skutki wycofania dla pacjentow uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkdw dla pacjentéw bioracych udziat w badaniach
klinicznych ani programach ,leczenia ostatniej szansy” z zastosowaniem leku Nurzigma.

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