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Nezglyal (leriglitazona)
Prezentare generala in limbaj simplu a Nezglyal si motivele autorizarii
medicamentului in UE

Ce este Nezglyal si pentru ce se utilizeaza?

Nezglyal este un medicament utilizat pentru tratarea adrenoleucodistrofiei cerebrale la baieti cu varsta
cuprinsa intre 2 si 12 ani care au simptome usoare sau nu au niciun simptom, pe baza unui scor
functional neurologic de 0 sau 1.

Se utilizeaza la pacientii fara leziuni cu intensificare la substanta de contrast gadoliniu (leziuni negative
la Gd) in timpul scanarilor cerebrale IRM, ceea ce arata ca boala se afla in stadii incipiente.

Adrenoleucodistrofia cerebrala este o forma de boald geneticd numitd adrenoleucodistrofie, in care
substantele grase numite ,acizi grasi cu lant foarte lung” se acumuleaza in tesuturile din corp, mai ales
in creier, in m&duva spinarii si in glandele suprarenale (doud glande situate deasupra rinichilor). In
adrenoleucodistrofia cerebrald, acumularea acestor substante in creier cauzeaza inflamarea si
distrugerea invelisului protector (mielind), care izoleaza si ajuta la semnalizarea celulelor nervoase.

Adrenoleucodistrofia cerebrald este rard, iar Nezglyal a fost desemnat ,medicament orfan”
(medicament utilizat in boli rare) la 18 noiembrie 2016 pentru tratamentul adrenoleucodistrofiei. Mai
multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi pe site-ul EMA.

Nezglyal contine substanta activa leriglitazona.

Cum se utilizeaza Nezglyal?

Nezglyal se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie initiat si
urmarit de un medic cu experienta in gestionarea terapeutica a bolilor in care celulele sistemului
nervos central inceteaza sa mai functioneze sau mor.

Medicamentul este disponibil sub forma de suspensie care se administreaza pe cale orald o data pe zi.
Doza se stabileste in functie de inaltimea si greutatea copilului.

Inainte de inceperea tratamentului cu Nezglyal si in timpul tratamentului, medicul va efectua periodic
analize de sange, pentru a verifica cat de bine functioneaza ficatul pacientului. Daca analizele indica
probleme ale functiei hepatice a pacientului, poate fi necesara oprirea temporara a tratamentului.
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Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Nezglyal, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Nezglyal?

Substanta activa din Nezglyal, leriglitazona, actioneaza legandu-se de receptorii (tintele) numiti
Jreceptori PPAR gama”, care se gasesc in interiorul celulelor, inclusiv al celulelor nervoase, si
activandu-i. Receptorii PPAR gama joaca un rol in reglarea functiei mitocondriilor (structuri care produc
energie n celule), a modului in care celulele reactioneaza la stresul oxidativ (deteriorare cauzata de
moleculele toxice care contin oxigen, numite radicali liberi) si la inflamatie. Prin urmare, se
preconizeaza ca leriglitazona va proteja celulele nervoase impotriva deteriorarii prin reducerea
inflamatiei, Tmbunatatirea functiei mitocondriilor si protectia impotriva deteriorarii cauzate de radicalii
liberi.

Ce beneficii a prezentat Nezglyal pe parcursul studiilor?

Un studiu principal a cuprins 23 de baieti cu varste cuprinse intre 2 si 12 ani cu adrenoleucodistrofie
cerebrald, cu leziuni cerebrale pozitive sau negative la Gd. Toti pacientii au primit Nezglyal in plus fata
de tratamentul standard si, daca erau eligibili, transplant de celule stem hematopoietice (HSCT)
oricand pe durata studiului. HSCT este o procedura prin care pacientul primeste celule stem care ajuta
maduva osoasa sa produca celule sanguine sdanatoase. Nezglyal nu a fost comparat cu alt tratament.
Dupa 96 de saptamani sau pana la vizita dinaintea HSCT, agravarea bolii a fost oprita la 35 % din
pacienti (7 din 20 pentru care s-au cules date suficiente), fatd de o rata preconizata de oprire a bolii de
10 % daca boala ar fi Idsata sa progreseze in mod natural. Majoritatea pacientilor (6 din 7) la care
boala a fost opritd cu Nezglyal aveau leziuni cerebrale negative la Gd la inceputul tratamentului.

Studiile efectuate cu Nezglyal sunt descrise mai detaliat in raportul de evaluare a medicamentului.

Care sunt reactiile adverse si restrictiile asociate cu Nezglyal?

Pentru lista completd a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Nezglyal, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Nezglyal (care pot afecta cel mult 1 copil din 10) sunt
crestere in greutate, edem la pleoape (umflatura cauzata de retentia de lichide), leucopenie (numar
mic de globule albe) si neutropenie (numar mic de neutrofile, un tip de globule albe care combat
infectiile).

Nezglyal este contraindicat la persoanele care au hipersensibilitate (alergie) la medicamentele care
contin tiazolidindiona, utilizate pentru tratarea diabetului de tip 2. Este contraindicat si la persoanele
care au sau au avut insuficienta cardiaca.

De ce a fost autorizat Nezglyal in UE?

La momentul aprobarii nu existau medicamente autorizate pentru tratarea pacientilor cu
adrenoleucodistrofie cerebrala cu leziuni negative la Gd, o boala foarte rara, cu evolutie rapida. Singura
optiune de tratament pentru adrenoleucodistrofia cerebralad progresiva (care se agraveaza) (de obicei
cu leziuni pozitive la Gd) este HSCT.

Nezglyal s-a dovedit eficace in oprirea progresiei bolii la copiii cu adrenoleucodistrofie cerebrala care au
leziuni negative la Gd, o etapa timpurie a bolii in care se preconizeaza ca tratamentul va da cel mai
mare beneficiu pe termen lung. in ceea ce priveste siguranta, reactiile adverse sunt considerate
gestionabile terapeutic.
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Pentru a lua o decizie, Agentia Europeana pentru Medicamente a luat in considerare, de asemenea,
contributiile organizatiilor de pacienti si ale organizatiilor profesionale din domeniul sanatatii.

Agentia a hotarat ca beneficiile Nezglyal sunt mai mari decat riscurile asociate si acest medicament
poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Nezglyal a fost autorizat in conditii exceptionale. Aceasta se datoreaza faptului ca exista o nevoie
medicald majora nesatisfacuta pentru tratamentul adrenoleucodistrofiei cerebrale si ca nu s-au putut
obtine informatii complete despre Nezglyal din cauza raritatii bolii. Compania trebuie sa furnizeze date
suplimentare despre Nezglyal. Compania trebuie sa prezinte rezultatele unui studiu care analizeaza
siguranta medicamentului, precum si rezultatele unui studiu bazat pe registru privind eficacitatea
Nezglyal pe termen lung. De asemenea, compania trebuie sa furnizeze actualizari anuale cu privire la
orice informatii noi referitoare la siguranta si eficacitatea medicamentului. In fiecare an, agentia va
analiza informatiile nou aparute.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Nezglyal?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Nezglyal, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Nezglyal sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Nezglyal sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Nezglyal

Mai multe informatii despre Nezglyal, inclusiv prospectul si raportul de evaluare, se pot gasi pe site-ul
agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nezglyal.

Pentru informatii despre disponibilitatea acestui medicament in tara dumneavoastra,
contactati autoritatea nationald competenta.
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