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Nezglyal (leriglitazona)
Um resumo em linguagem simples sobre Nezglyal e porque esta autorizado
na UE

O que é Nezglyal e para que é utilizado?

Nezglyal € um medicamento utilizado no tratamento da adrenoleucodistrofia cerebral em rapazes com
idades compreendidas entre os 2 e 0os 12 anos que apresentam sintomas ligeiros ou auséncia de
sintomas, com base numa pontuagdo funcional neuroldgica de 0 ou 1.

E utilizado em doentes cujas lesSes cerebrais ndo absorvem o agente de contraste gadolinio (lesdes
Gd-negativas) durante exames cerebrais de IRM, indicando que a doenga se encontra nas fases
iniciais.

A adrenoleucodistrofia cerebral é uma forma de doenca genética denominada adrenoleucodistrofia, na
qual substancias gordas conhecidas como «acidos gordos de cadeia muito longa» se acumulam nos
tecidos em todo o organismo, principalmente no cérebro, na medula espinal e nas glandulas
suprarrenais (duas glandulas situadas acima dos rins). Na adrenoleucoidrofia cerebral, a acumulacdo
destas substancias no cérebro provoca inflamagdo e destruicdo da bainha protetora (mielina) que isola
e ajuda a sinalizar pelas células nervosas.

A adrenoleucodistrofia cerebral € uma doenca rara e Nezglyal foi designado medicamento 6rfdo
(medicamento utilizado em doengas raras) em 18 de novembro de 2016 para o tratamento da
adrenoleucodistrofia. Mais informacdes sobre a designacdo de medicamento 6rfdo podem ser
encontradas no sitio Web da EMA.

Nezglyal contém a substancia ativa leriglitazona.

Como se utiliza Nezglyal?

Nezglyal sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado e monitorizado
por um médico com experiéncia no tratamento de doencas em que as células do sistema nervoso
central deixam de funcionar ou morrem.

O medicamento esta disponivel na forma de uma suspensdo a tomar por via oral uma vez por dia. A
dose baseia-se na altura e no peso da crianga.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us 3 ":
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union okl

© European Medicines Agency, 2026. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://euema.sharepoint.com/sites/CRM/_layouts/15/DocIdRedir.aspx?ID=EMADOC-1700519818-3372419
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1770

Antes de iniciar o tratamento com Nezglyal e durante o tratamento, o médico ird realizar analises ao
sangue regulares para verificar se o figado do doente esta a funcionar bem. Podera ser necessario
interromper temporariamente o tratamento se os testes revelarem problemas com a funcdo hepatica
do doente.

Para mais informacgdes sobre a utilizacdo de Nezglyal, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
médico ou farmacéutico.

Como funciona Nezglyal?

O modo de funcionamento da substancia ativa de Nezglyal, a leriglitazona, consiste em ligar-se a
recetores (alvos) denominados «recetores gama PPAR», que se encontram no interior das células,
incluindo as células nervosas. Os recetores gama PPAR desempenham um papel na regulacdo da
fungdo da mitocondria (estruturas produtoras de energia nas células), da forma como as células
reagem ao stress oxidativo (danos causados por moléculas tdxicas que contém oxigénio, conhecidas
como radicais livres) e da inflamagdo. Por conseguinte, espera-se que a leriglitazona proteja as células
nervosas de danos através da reducdo da inflamagdo, da melhoria da funcdo da mitocondria e da
protecdo contra danos causados por radicais livres.

Quais os beneficios demonstrados por Nezglyal durante os estudos?

Um estudo principal incluiu 23 rapazes com idades compreendidas entre os 2 e os 12 anos com
adrenoleucodistrofia cerebral, incluindo os com lesdes cerebrais Gd-positivas ou Gd-negativas. Todos
os doentes receberam Nezglyal para além dos cuidados padrdo e, se elegivel, um transplantacdo de
células estaminais hematopoiéticas (TCEH) em qualquer momento durante o estudo. O TCEH é um
procedimento em que o doente recebe células estaminais para ajudar a medula 6ssea a produzir
células sanguineas saudaveis. Nezglyal ndo foi comparado com nenhum outro tratamento. Apds

96 semanas ou durante a consulta antes do TCEH, o agravamento da doenca foi detido (interrompido)
em 35 % dos doentes (7 em 20 doentes para os quais tinham sido recolhidos dados suficientes), em
comparacdo com uma taxa de paragem da doenca prevista de 10 % se a doenga tivesse progredido
naturalmente. A maioria dos doentes (6 em cada 7) que tiveram paragem da doenca com Nezglyal
apresentavam lesOes cerebrais Gd-negativas no inicio do tratamento.

Os estudos realizados com Nezglyal sdo descritos de forma mais pormenorizada no relatorio de
avaliagdo do medicamento.

Quais sao os efeitos secundarios e as restricoes de utilizacao de Nezglyal?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restrigdes de utilizacdo de Nezglyal, consulte o
Folheto Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Nezglyal (que podem afetar 1 em cada 10
criangas) incluem aumento do peso, edema palpebral (inchago devido a retengdo de liquidos),
leucopenia (niveis baixos de gldbulos brancos) e neutropenia (niveis baixos de neutréfilos, um tipo de
glébulo branco que combate as infegdes).

Nezglyal é contraindicado em pessoas que tenham hipersensibilidade (alergia) a medicamentos que
contém tiazolidinediona, que sado utilizados no tratamento da diabetes tipo 2. Também ndo deve ser
utilizado por pessoas que tenham, ou tenham tido anteriormente, insuficiéncia cardiaca.
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Porque esta Nezglyal autorizado na UE?

No momento da aprovacdo, nao existiam medicamentos autorizados para o tratamento de doentes
com adrenoleucodistrofia cerebral negativa de Gd, uma doenga muito rara e em rapida progressao. A
Unica opgao de tratamento potencial para a adrenoleucodistrofia cerebral progressiva (agravamento)
(geralmente com lesdes Gd-positivas) é o TCEH.

Nezglyal demonstrou ser eficaz na redugdo da progressao da doenca em criangas com
adrenoleucodistrofia cerebral que apresentam lesdes Gd-negativas, uma fase inicial da doenca na qual
se prevé que o tratamento proporcione o maior beneficio a longo prazo. Em termos de seguranga, os
efeitos secundarios sdo considerados controlaveis.

Ao tomar a sua decisdo, a Agéncia Europeia de Medicamentos teve igualmente em conta os contributos
das organizacbes de doentes e das organizagdes de profissionais de saude.

A Agéncia concluiu que os beneficios de Nezglyal sdo superiores aos seus riscos e que o medicamento
pode ser autorizado para utilizacdao na UE.

Nezglyal foi autorizado em circunstancias excecionais. Tal deve-se ao facto de existir uma elevada
necessidade médica ndo satisfeita para o tratamento da adrenoleucoidrofia cerebral e de ndo ter sido
possivel obter informagdes completas sobre Nezglyal devido a raridade da doenga. A empresa deve
fornecer mais dados sobre Nezglyal. Deve apresentar os resultados de um estudo que analise a
seguranca do medicamento, bem como os resultados de um estudo baseado no registo sobre a eficacia
a longo prazo de Nezglyal. A empresa deve também fornecer atualizacbes anuais sobre quaisquer
novas informacgdes sobre a segurancga e a eficacia do medicamento. A Agéncia procedera, anualmente,
a analise de novas informacdes disponiveis.

Que medidas estdo a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Nezglyal?

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas
recomendacoes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizagdo
segura e eficaz de Nezglyal.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizacdo de Nezglyal sao continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios suspeitos comunicados com Nezglyal sdo cuidadosamente
avaliados e sdo tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Nezglyal

Estdo disponiveis mais informacgdes sobre Nezglyal, incluindo o Folheto Informativo e o relatério de
avaliagdo, no sitio Web da Agéncia: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nezglyal.

Para obter informacdes sobre a disponibilidade deste medicamento no seu pais, contacte a sua
autoridade nacional competente.
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