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Aterkallande av ansdkan om godk&nnande for forsaljning
av Nugalviqg (govorestat)

Advanz Pharma Limited aterkallade sin ansdékan om godk&nnande fér férséljning av Nugalviq for
behandling av klassisk galaktosemi, en sjukdom dar kroppen inte kan bryta ner galaktos (en typ av
socker).

Foretaget aterkallade sin ansdkan den 10 december 2024.

Vad ar Nugalviq och vad skulle det anvandas for?

Nugalviq togs fram som ett lakemedel fér vuxna och barn fran 2 &rs alder med bekréftad diagnos pa
klassisk galaktosemi (galaktos-1-fosfat-uridyltransferasbrist). Ldkemedlet skulle anvédndas som tillagg
till en galaktosbegransad kost.

Nugalviq innehaller den aktiva substansen govorestat och skulle finnas som en oral suspension (en
vatska som skulle svaljas).

Nugalviq klassificerades som sarlakemedel (ett Iakemedel som anvéands vid séllsynta sjukdomar) den
21 juni 2022 fér anvandning mot galaktosemi. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns pa EMA:s webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3222642.

Hur verkar Nugalviq?

Galaktos ar en typ av socker som finns i vissa livsmedel och som aven bildas i kroppen. Vid klassisk
galaktosemi har kroppen svart att bryta ner galaktos, vilket gor att den ansamlas. Enzymet
aldosreduktas omvandlar detta dverskott av galaktos till galaktitol, en substans som &r skadlig for
kroppen och orsakar utvecklingsrelaterade problem och organskador. Den aktiva substansen i Nugalviq
forvantades blockera aktiviteten av aldosreduktas och pa s satt minska bildningen av galaktitol.
Nugalviq férvantades férbattra symtomen hos personer med klassisk galaktosemi.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

I den huvudstudie som féretaget ldmnat in ingick data fran 47 barn fran 2 ars dlder med klassisk
galaktosemi. I studien jamférdes Nugalvig med placebo (overksam behandling). Huvudeffektmattet var
en kombinerad métning av férandringar i tal- och sprakférmaga, beteende och férmaga att utféra
dagliga bestyr. Dessutom lamnade foretaget in stédjande uppgifter fran en studie pd 33 vuxna déar
férandringen av galaktitolnivderna mattes, samt data fran I&ngsiktig uppféljning av 7 vuxna.

Hur langt hade utviarderingen kommit ndar ansdkan drogs tillbaka?

AnsOkan drogs tillbaka efter att Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) hade utvarderat den
ursprungliga dokumentationen frén foretaget och sammanstallt en fragelista. Vid tidpunkten for
dterkallandet héll myndigheten pd att utvéardera foretagets svar pa fragorna.

Vad rekommenderade EMA vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inldamnade uppgifterna och féretagets svar pa EMA:s fragor hyste myndigheten
vid tidpunkten for dterkallandet vissa betankligheter och ansdg preliminart att Nugalviq inte skulle ha
kunnat godkannas for behandling av klassisk galaktosemi.

EMA hyste ett antal betankligheter om resultaten av huvudstudien, hur studien hade genomférts och
hur uppgifterna hade samlats in och behandlats. EMA ansag vidare att studien endast kunde betraktas
som explorativ/orienterande pa grund av sena andringar av dess utformning. Det fanns inte heller
tillrécklig information om hur lakemedlet beter sig i kroppen och hur det skulle paverkas av livsmedel,
och lakemedlets potentiella cancerrisk hade inte undersokts pa ldmpligt sitt. Dessutom fanns det
betankligheter om den féreslagna doseringen och om ldkemedlets kvalitet.

Foretaget ville f ett villkorligt godkdnnande for forséljning, men myndigheten kom fram till att kraven
for ett sddant godkannande inte uppfylides.

Vid tidpunkten for aterkallandet ansdg darfér myndigheten att resultaten av studien inte var tillférlitliga
och drog slutsatsen att lakemedlet inte skulle ha kunnat godkénnas p& grundval av de uppgifter som
[dmnats in.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansékan?

I sin skrivelse till myndigheten om att ansékan aterkallats uppgav féretaget att det behévde mer tid
for att samla in ytterligare uppgifter till stéd for beddmningen av Nugalviq i den féreslagna
indikationen.

Vilka foljder far dterkallandet for patienter som deltar i kliniska provningar
eller s.k. compassionate use-program?

Foretaget informerade myndigheten om att dterkallandet inte far ndgra foljder for patienter som deltar
i kliniska prévningar eller s.k. compassionate use-program med govorestat.

Om du deltar i en klinisk provning eller ett s.k. compassionate use-program och behéver mer
information om din behandling kan du kontakta lakaren i den kliniska prévningen.
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