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Albriozaa (natriumfenyylibutyraatti/ursodoksikoltauriini)
koskevan myyntiluvan epaaminen
Epdaminen vahvistettu uudelleenarvioinnissa

Euroopan laakevirasto on alkuperdisen lausuntonsa uudelleenarvioinnin jalkeen vahvistanut
suosituksensa evata Albrioza-valmisteen myyntilupahakemus. Ladke oli tarkoitettu amyotrofisen
lateraaliskleroosin hoitoon.

Virasto antoi lausuntonsa uudelleenarvioinnin jalkeen 12. lokakuuta 2023. Virasto oli antanut
ensimmaisen lausuntonsa 22. kesakuuta 2023. Myyntilupaa Albriozalle haki Amylyx Pharmaceuticals
EMEA B.V.

Mita Albrioza on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Albrioza kehitettiin laakkeeksi aikuisille, joilla on amyotrofinen lateraaliskleroosi (ALS). ALS on eteneva
hermostosairaus, jossa tahdonalaisia liikkeitd ohjaavat aivojen ja selkarangan hermosolut rappeutuvat
vahitellen. Téama johtaa lihasten toimintakyvyn menetykseen ja halvaantumiseen. Ladke sisaltaa kahta
vaikuttavaa ainetta, natriumfenyylibutyraattia ja ursodoksikoltauriinia, ja sen oli maara olla saatavana
jauheena, joka liuotetaan veteen ja otetaan suun kautta.

Albrioza nimettiin harvinaisldakkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava ladke) 4. kesdkuuta 2020
ALS:n hoitoon. Lisdtietoja harvinaisladkkeeksi nimeamisesta on viraston verkkosivuilla:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284

Miten Albrioza vaikuttaa?

Ei ole taysin selvaa, miten Albrioza vaikuttaa, mutta kahden vaikuttavan aineen,
natriumfenyylibutyraatin ja ursodoksikoltauriinin, odotettiin vahentavan hermosolujen vaurioita ja
estavan niiden kuolemisen. Taman odotettiin auttavan lihasten normaalin toiminnan yllapitdmisessa ja
hidastavan sairauden pahenemista.

Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 toimitti tulokset yhdestd paatutkimuksesta, johon osallistui 137 ALS-potilasta, jotka saivat joko
Albriozaa tai lumelaakettd tavanomaisen hoitonsa lisaksi 24 viikon ajan. Tehon paaasiallisena mittana
oli se, kuinka nopeasti potilaiden oireet, kuten vaikeus puhua, hengittaa, syéda ja suorittaa muita

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2024. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284

tavanomaisia paivittaisia toimintoja, pahenivat tutkimuksen aikana. Tata arvioitiin kayttamalla
standardiluokitusasteikkoa, joka tunnetaan nimella tarkistettu ALS-toimintakykyluokitus (ALSFRS-R).
Yhti6 toimitti myo6s tulokset kokonaiseloonjaamisajasta.

Mitka olivat tarkeimmat syyt myyntiluvan epiaamiseen?

Kun alkuperainen lausunto annettiin kesakuussa 2023, virastolla oli huolenaiheita siita, etta
paatutkimus ei osoittanut vakuuttavasti Albriozan olevan tehokas sairauden pahenemisen
hidastamisessa. Eloonjadamistiedot eivat myoéskaan olleet luotettavia, kun otetaan huomioon tapa, jolla
tiedot kerattiin ja analysoitiin. Siksi virasto katsoi, ettd Albriozan hyéty-riski-tasapainoa ei voitu
vahvistaa. Nain ollen virasto suositteli myyntilupahakemuksen epaamista. Tata suositusta antaessaan
virasto otti huomioon myds asiantuntijaryhmilta, muun muassa potilaiden edustajilta ja neurologian
asiantuntijoilta, saadut lausunnot.

Uudelleenarvioinnin aikana virasto arvioi yhtién vastaukset huolenaiheisiinsa ja kuuli neurologian
asiantuntijaryhmda. Uudelleentarkastelun jalkeen viraston huolenaiheita ei saatu ratkaistua, minka
vuoksi alkuperainen hylkaava paatds vahvistettiin.

Virasto otti huomioon myds useita kolmannen osapuolen interventioita ALS-potilasyhdistyksilta, ALS-
asianajajilta ja kansalliselta neurologian jarjestoélta.

Vaikuttaako tama epaaminen kliinisiin tutkimuksiin osallistuviin potilaisiin?

Yhti6 ilmoitti virastolle, etta epaamisesta ei ole mitaan seurauksia potilaille, jotka osallistuvat Albriozaa
koskeviin kliinisiin tutkimuksiin. Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa
hoidostasi, ota yhteytta kliinisen tutkimuksen laakariin.

Albriozaa (natriumfenyylibutyraatti/ursodoksikoltauriini) koskevan myyntiluvan
epaaminen
EMA/500744/2023 Sivu 2/2



	Mitä Albrioza on ja mihin sitä oli tarkoitus käyttää?
	Miten Albrioza vaikuttaa?
	Mitä asiakirjoja yhtiö on esittänyt lääkevirastolle hakemuksensa tueksi?
	Mitkä olivat tärkeimmät syyt myyntiluvan epäämiseen?
	Vaikuttaako tämä epääminen kliinisiin tutkimuksiin osallistuviin potilaisiin?

