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Aterkallande av ansékan om godkannande for forsaljning
av Nurzigma (pridopidin)

Prilenia Therapeutics B.V. aterkallade sin ansékan om godkannande for férsaljning av Nurzigma, ett
ldkemedel avsett for behandling av vuxna med Huntingtons sjukdom.

Foretaget aterkallade sin ansdkan den 7 november 2025.

Vad ar Nurzigma och vad skulle det anviandas for?

Nurzigma togs fram som ett lakemedel fér behandling av vuxna med Huntingtons sjukdom.
Huntingtons sjukdom &r ett &rftligt tillstdnd som férvédrras med tiden och leder till att hjarnceller dér.
Detta leder till problem med rérlighet, kognition (uppfattning, medvetenhet, tankande och omdéme)
och psykisk halsa.

Under bedémningen féreslog foretaget att indikationen skulle begransas till vuxna med tidig
Huntingtons sjukdom som inte behandlas med antidopaminerga ldkemedel. Dessa |dkemedel ges ofta
till patienter med Huntingtons sjukdom fér att behandla korea (ryckiga och ofrivilliga rorelser) och
beteendemdssiga symtom (t.ex. aggressivitet).

Nurzigma innehdller den aktiva substansen pridopidin och skulle finnas som harda kapslar.

Nurzigma klassificerades den 20 juni 2005 som ett sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid behandling av Huntingtons sjukdom. Mer information om
klassificeringen som sarlakemedel finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-05-288.

Hur verkar Nurzigma?

Den aktiva substansen i Nurzigma, pridopidin, aktiverar proteinet sigma-1-receptor (S1R). S1R finns
inuti cellerna och deltar i cellprocesser som bidrar till nervcellernas halsa och éverlevnad. Genom att
aktivera S1R férvantades pridopidin forbdttra cellprocesser som ar involverade i nervcellsskador och
Huntingtons sjukdom.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lade fram resultat frdn en huvudstudie p& 499 vuxna frén 25 ars dlder med tidig Huntingtons
sjukdom. Patienterna i studien fick antingen Nurzigma eller placebo (overksam behandling).
Huvudeffektmattet var férandringen av podngen for total funktionell kapacitet (TFC) efter 65 veckors
behandling. TFC-podngen mater hur vél en person med en sjukdom som paverkar nervsystemet kan
utféra dagliga uppagifter och aktiviteter. Féretaget lade ocksa fram resultat fran analyser i en
undergrupp pa 208 patienter fran huvudstudien, nadmligen vuxna med tidig Huntingtons sjukdom som
inte behandlades med antidopaminerga lakemedel. Dessutom lade foretaget fram resultat fran tre
stodjande studier pd vuxna med Huntingtons sjukdom.

Hur langt hade utviarderingen kommit ndar ansdkan drogs tillbaka?

Den forsta utvarderingen avslutades i juli 2025 nar Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA)
rekommenderade avslag pa ansdkan om godk&nnande for férsaljning. Foéretaget begérde da
omprévning av myndighetens rekommendation, men drog tillbaka ansdékan innan denna omprévning
hade avslutats.

Vilka var de framsta skailen till att avsla ansokan om godkdannande for
forsaljning?

Vid tidpunkten fér den inledande utvérderingen ansdg EMA att huvudstudien och de stédjande
studierna inte gav nagra beldgg for att Nurzigma &r effektivt hos patienter med tidig Huntingtons
sjukdom. EMA noterade att analysresultatens validitet och relevans i undergruppen av patienter
(vuxna med tidig Huntingtons sjukdom som inte behandlades med antidopaminerga ldkemedel) fran
huvudstudien inte har pdvisats.

EMA ansag darfor att Nurzigmas effekt inte hade pavisats. Féretaget ansdkte om ett villkorligt
godkannande for forsaljning, men lakemedlet uppfyllde inte kriterierna for att beviljas denna typ av
godkannande. EMA rekommenderade darfor att det villkorliga godkannandet fér forsaljning skulle
avslas.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansékan?

I sin skrivelse till myndigheten om 3terkallandet av ansdkan uppgav féretaget att aterkallandet
grundades p& behovet av att samla in ytterligare kliniska data for att fullt ut besvara de fragor som
EMA:s kommitté for humanlakemedel (CHMP) tagit upp.

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

Foretaget informerade EMA om att beslutet inte far nagra foljder for patienter i kliniska prévningar
eller compassionate use-program med Nurzigma.

Om du deltar i en klinisk provning eller ett compassionate use-program och behdver mer information
om din behandling kan du kontakta |lékaren i den kliniska provningen.
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