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Afslag pa ansggningen om markedsfgringstilladelse for
Albrioza (natriumphenylbutyrat/ursodoxicoltaurin)
Revurdering bekraefter afslag

Efter revurdering af sin oprindelige udtalelse har Det Europzeiske Laegemiddelagentur bekreeftet sin
anbefaling om at give afslag pa ansggningen om markedsfgringstilladelse for laagemidlet Albrioza.
Leegemidlet var beregnet til behandling af amyotrofisk lateralsklerose.

Agenturet afgav sin udtalelse den 12. oktober 2023 efter at have foretaget en revurdering. Agenturet
afgav sin fgrste udtalelse den 22. juni 2023. Virksomheden, der ansggte om markedsfgringstilladelse
for Albrioza, er Amylyx Pharmaceuticals EMEA B.V.

Hvad er Albrioza, og hvad forventedes det anvendt til?

Albrioza blev udviklet som et laegemiddel til voksne med amyotrofisk lateralsklerose (ALS). ALS er en
fremadskridende sygdom i nervesystemet, hvor nerveceller i hjernen og rygmarven, der kontrollerer
frivillige bevaegelser, gradvist forringes. Det medfgrer tab af muskelfunktion, og lammelse. Laegemidlet
indeholder to aktive stoffer, natriumphenylbutyrat og ursodoxicoltaurin, og skulle markedsfgres som et
pulver, der oplgses i vand og indtages gennem munden.

Albrioza blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 4. juni 2020 mod ALS. Yderligere
oplysninger om udpegelsen til laagemiddel til sjeeldne sygdomme findes pa agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284.

Hvordan virker Albrioza?

Det er ikke helt klart, hvordan Albrioza virker, men de to aktive stoffer, natriumphenylbutyrat og
ursodoxicoltaurin, forventedes at reducere skader pa nerveceller og at forhindre disse celler i at dg.
Dette forventedes at bidrage til at opretholde en normal muskelfunktion og forsinke sygdommens
fremadskriden.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i forbindelse med
ansggningen?

Virksomheden fremlagde resultater fra et hovedstudie blandt 137 patienter med ALS, som fik enten
Albrioza eller placebo (en uvirksom behandling) i tillaeg til deres standardbehandling over en periode
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pa 24 uger. Virkningen blev hovedsagelig malt pa hastigheden, hvormed patienternes symptomer,
sasom vanskeligheder med at tale, treekke vejret, spise og udfgre andre normale daglige aktiviteter,
forveerredes i Igbet af studiet. Dette blev vurderet ved hjzelp af en standardskala kendt som "ALS
functional rating scale revised" (ALSFRS-R). Virksomheden fremlagde ogsa resultater vedrgrende den
samlede overlevelsestid.

Hvad var hovedarsagerne for afslaget pa ansggningen om
markedsfgringstilladelse?

P& tidspunktet for den oprindelige udtalelse i juni 2023 havde agenturet betaenkeligheder ved, at
hovedstudiet ikke p& overbevisende made paviste, at Albrioza var egnet til at bremse sygdommens
fremadskriden. P& grund af den made, de blev indsamlet og analyseret p&, var dataene om overlevelse
heller ikke palidelige. Agenturet var derfor af den opfattelse, at benefit/risk-forholdet for Albrioza ikke
kunne fastsl8s. Agenturet anbefalede derfor afslag p& ansggningen om markedsfgringstilladelse. I
forbindelse med denne anbefaling tog agenturet ogsd hensyn til radgivning fra ekspertgrupper,
herunder patientrepraesentanter og eksperter inden for neurologi.

I forbindelse med revurderingen evaluerede agenturet virksomhedens besvarelser i forbindelse med de
betaenkeligheder, det havde givet udtryk for, og konsulterede en gruppe af eksperter inden for
neurologi. Efter revurderingen fandt agenturet ikke, at dets betsenkeligheder var blevet imgdegdet, og
det oprindelige afslag blev derfor bekraeftet.

Agenturet tog ogsa hensyn til en raekke tredjepartsindlaeg fra ALS-patientforeninger, ALS-advokater og

en national neurologisammenslutning.

Har dette afslag betydning for patienter, der deltager i kliniske forsgg?

Virksomheden meddelte agenturet, at beslutningen ikke vil fa konsekvenser for patienter, der pa
nuvaerende tidspunkt deltager i kliniske forsgg med Albrioza. Hvis du deltager i et klinisk forsgg og har
behov for yderligere oplysninger om din behandling, kan du kontakte den laege, der behandler dig.
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