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Zamitnuti registrace pripravku Albrioza (natrium-
fenylbutyrat/ursodoxikoltaurin)
Pfezkoumani potvrdilo zamitnuti registrace.

Po prezkoumani svého plvodniho stanoviska potvrdila Evropské agentura pro |é¢ivé pFipravky své
doporuceni zamitnout registraci pripravku Albrioza. Tento IéCivy pfipravek byl urcen k lécbé
amyotrofické lateraini sklerdzy.

Po pfezkoumani vydala agentura dne 12. fijna 2023 své stanovisko. Své plvodni stanovisko vydala
dne 22. ¢ervna 2023. Zadost o registraci pripravku Albrioza podala spole¢nost Amylyx Pharmaceuticals
EMEA B.V.

Co je pripravek Albrioza a k cemu mél byt pouzivan?

PFipravek Albrioza byl vyvinut jako IéCivy prFipravek pro dospélé s amyotrofickou lateralni sklerézou.
Amyotroficka laterdlni sklerdza je progresivni onemocnéni nervového systému, kdy se funkce
nervovych bunék v mozku a mie, které ovladaji volni pohyby, postupné zhorsuje, coz zplsobuje
ztratu funkce svall a paralyzu (ochrnuti). Pfipravek obsahuje dvé I&¢ivé latky, natrium-fenylbutyrat
a ursodoxikoltaurin, a mél byt k dispozici ve formé prasku k rozpusténi ve vodé a k uziti Usty.

Pripravek Albrioza byl dne 4. ¢ervna 2020 oznacen jako ,lécivy pfipravek pro vzacna onemocnéni®. Mél
byt urcen k l1é¢bé amyotrofické lateralni sklerézy. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-20-2284.

Jak pripravek Albrioza plisobi?

Neni zcela zfejmé, jak pfipravek Albrioza plsobi. Pfedpokladalo se v3ak, Ze obé& lé&ivé latky, natrium-
fenylbutyrat a ursodoxikoltaurin, zmirfiuji poSkozeni nervovych bunék a zabranuji jejich odumirani.
Oc&ekavalo se, ze to pom{ze zachovat normalni funkci svald a zpomalit zhor§ovani onemocnéni.

Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spole¢nost predloZila vysledky jedné hlavni studie, do které bylo zafazeno 137 pacientl
s amyotrofickou lateralni sklerézou, kterym byl kromé jejich standardni IéCby podavan po dobu
24 tydn{ bud’ ptipravek Albrioza, nebo placebo (neucinny piipravek). Hlavnim méfitkem Gc&innosti byla
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rychlost zhor$ovani pFiznakd pacientd, jako jsou obtiZe pfi mluveni, dychani, jidle a provadéni jinych
béznych kazdodennich ¢innosti, béhem studie, coz bylo hodnoceno pomoci standardni hodnotici Skaly
znamé jako ,revidovana skala funkéniho hodnoceni amyotrofické lateralni sklerézy" (ALSFRS-R).
Spolecnost predloZila také vysledky tykajici se celkové doby preziti.

Jaké byly hlavni diivody zamitnuti registrace?

Agentura méla v dobé& vydani plvodniho stanoviska v &ervnu 2023 uréité pochybnosti. Domnivala se,
ze hlavni studie presvédcivé neprokazala Ucinnost pripravku Albrioza pfi zpomalovani zhorSovani
onemocnéni. Rovnéz Udaje o preziti nebyly spolehlivé vzhledem k tomu, jak byly shromazdény

a analyzovany. Agentura proto zastavala nazor, Ze nelze dospét k zavéru, ze pomé&r ptinosi a rizik
pripravku Albrioza je pfiznivy. Doporudila proto registraci zamitnout. V rdmci svého doporuceni
agentura zohlednila také doporuéeni odbornych skupin, véetné& zastupct pacientt a odbornikl na
neurologii.

Béhem prezkoumani agentura vyhodnotila odpovédi spole¢nosti na jeji pochybnosti a konzultovala
skupinu odbornikl na neurologii. Pochybnosti agentury nebyly po pfezkoumani vyfedeny, a pdvodni
zamitnuti bylo proto potvrzeno.

Agentura zohlednila rovnéz nékolik intervenci tfetich stran, konkrétné sdruzeni pacientt
s amyotrofickou lateralni sklerézou, subjektl zvy3ujicich povédomi o amyotrofické lateralni skleréze
a jedné vnitrostatni neurologické asociace.

Jaké jsou disledky zamitnuti registrace pro pacienty zarazené do
klinickych studii?

Spole¢nost informovala agenturu, Ze stazeni zadosti nema zadné disledky pro pacienty, ktefi jsou
v soucasné dobé zarazeni do klinickych studii s pfipravkem Albrioza. Pokud jste zafazeni do klinické
studie a potfebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé, obratte se na svého |ékaFe v rdmci klinické
studie.
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