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Versagung der Genehmigung flr das Inverkehrbringen
von Masitinib AB Science (Masitinib Mesilat)

Uberpriifung bestétigt Versagung

Nach der Uberpriifung ihres urspriinglichen Gutachtens hat die Européische Arzneimittel-Agentur ihre
Empfehlung zur Versagung der Genehmigung fur das Inverkehrbringen fiir das Arzneimittel

Masitinib AB Science, ein Arzneimittel zur Behandlung der amyotrophen Lateralsklerose (ALS),
bestatigt.

Die Agentur gab ihre Stellungnahme nach einer erneuten Priifung am 17. Oktober 2024 ab. Ihr
urspriingliches Gutachten hatte die Agentur am 27. Juni 2024 vorgelegt. Das Unternehmen, das die
Zulassung von Masitinib AB Science beantragt hat, ist AB Science.

Was ist Masitinib AB Science und wofiir sollte es angewendet werden?

Masitinib AB Science wurde als Arzneimittel zur Behandlung von Erwachsenen mit ALS entwickelt. Es
sollte in Kombination mit Riluzol (einem anderen Arzneimittel gegen ALS) angewendet werden. ALS ist
eine fortschreitende Erkrankung des Nervensystems, bei der eine allmahliche Degeneration der
Nervenzellen im Gehirn und im Rickenmark, welche die bewussten Bewegungen steuern, stattfindet,
was zum Verlust der Muskelfunktion und zu Lahmungen fihrt.

Masitinib AB Science enthélt den Wirkstoff Masitinib Mesilat und sollte als Tabletten erhéltlich sein.
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Masitinib AB Science wurde am 29. August 2016 als ,Orphan-Arzneimittel® (Arzneimittel flur seltene
Leiden) zur Behandlung von ALS ausgewiesen. Weitere Informationen zu der Ausweisung als
Arzneimittel fir seltene Leiden finden Sie hier: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3161722.
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Wie wirkt Masitinib AB Science?

Der Wirkstoff in Masitinib AB Science, Masitinib Mesilat, ist ein Proteinkinase-Inhibitor. Dies bedeutet,
dass er bestimmte Enzyme blockiert, die als Proteinkinasen bezeichnet werden. Das Blockieren dieser
Enzyme beeintrachtigt die Aktivitat bestimmter Zellen des Immunsystems (der natirlichen Abwehr des
Korpers), die an Entziindungen beteiligt sind. Durch das Blockieren dieser Enzyme sollte Masitinib
Mesilat die Entziindung verringern und die Nervenzellen vor Schadigung schiitzen, wodurch das
Fortschreiten der ALS-Symptome verlangsamt wiirde.

Welche Unterlagen hat das Unternehmen zur Stiitzung seines Antrags
vorgelegt?

Das Unternehmen legte Ergebnisse aus einer Hauptstudie vor, an der 394 Erwachsene mit ALS
teilnahmen. Die Patienten erhielten 48 Wochen lang zweimal taglich Masitinib AB Science oder Placebo
(eine Scheinbehandlung). Alle Patienten erhielten auch Riluzol. Der Hauptindikator fur die Wirksamkeit
war die Veranderung des ALSFRS-R-Scores liber 48 Wochen, ein MaB fir ALS-Symptome, die sich auf
das tagliche Leben der Patienten auswirken.

Was waren die Hauptgriinde fiir die Versagung der Genehmigung fiir das
Inverkehrbringen?

Zum Zeitpunkt der Erstbewertung war die Agentur der Auffassung, dass die Studiendaten nicht
zuverldssig waren, da Erkenntnisse aus Inspektionen zur Uberpriifung der Einhaltung der guten
klinischen Praxis (GCP), die von der EMA und anderen Regulierungsbehérden koordiniert wurden,
Probleme bei der Durchfihrung der Studie ergaben, die vom Unternehmen nicht ausreichend behoben
werden konnten. Darlber hinaus konnte der Nutzen von Masitinib AB Science nicht Gberzeugend
nachgewiesen werden; die Studie ergab keinen Unterschied zwischen dem Arzneimittel und Placebo im
Hauptindikator fir die Wirksamkeit fiir die gesamte Studienpopulation und wies mehrere methodische
Probleme auf.

Diese Bedenken haben sich nach einer erneuten Prifung der vorgelegten Daten und nach Konsultation
einer Gruppe von Sachverstandigen flir Neurologie sowie Patientenvertretern nicht gedndert. Bei ihrer
endgliltigen Entscheidung berlicksichtigte die Agentur auch die von Patientenorganisationen geteilten
Informationen (sogenannte Interventionen Dritter).

Daher hielt die Agentur an ihrem Gutachten fest, dass der Nutzen von Masitinib AB Science gegeniiber

den Risiken nicht tGberwiegt, und empfahl die Versagung der Genehmigung fiir das Inverkehrbringen.

Hat die Versagung Konsequenzen fiir Patienten, die derzeit an klinischen
Studien teilnehmen?

Das Unternehmen teilte der Agentur mit, dass sich keine Konsequenzen flir Patienten ergeben, die
derzeit an klinischen Studien mit Masitinib AB Science teilnehmen.

Sollten Sie an einer klinischen Studie teilnehmen und weitere Informationen zu Ihrer Behandlung
bendtigen, wenden Sie sich bitte an Ihren Prifarzt.
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