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Az Albrioza-ra (natrium-fenilbutirat/urzodoxikoltaurin)
vonatkozo forgalombahozatali engedély elutasitasa
A felllvizsgdlat megerésiti az elutasitast

Az Eurdpai Gydégyszeriigyndkség eredeti véleményének fellilvizsgalatat kovetéen megerdsitette az
Albrioza-ra vonatkozo forgalombahozatali engedély elutasitasara vonatkozé ajanlasat. A gyogyszert az
amiotrofias lateralszklerdzis kezelésére szantak.

Az Ugynokség 2023. oktéber 12-én adta ki a feliillvizsgalatot kévetd véleményét. Az Ugyndkség az
eredeti véleményét 2023. jlnius 22-én adta ki. Az Albrioza engedélyezését kérelmezd vallalat az
Amylyx Pharmaceuticals EMEA B.V.

Milyen tipusi gydégyszer az Albrioza és milyen alkalmazasra szantak?

Az Albrioza-t az amiotroéfias lateralszklerdzisban (ALS) szenvedos felnGttek kezelésére szant
gyogyszerként fejlesztették ki. Az ALS az idegrendszer egyre sulyosbodd betegsége, amelyben az agy
és a gerincveld akaratlagos mozgasért felelds idegsejtjei fokozatosan elpusztulnak, ami az izomfunkcid
elvesztéséhez és bénulashoz vezet. A gydgyszer két hatdanyagot, natrium-fenilbutiratot és
urzodoxikoltaurint tartalmaz, és por formajaban kivantak forgalomba hozni, amelyet vizben feloldva,
szajon at kellett volna alkalmazni.

Az Albrioza-t 2020. junius 4-én az ALS kezelése tekintetében ,ritka betegség elleni gyégyszerré”
minésitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrdl tovabbi informacié az Ugyndkség
honlapjan talalhaté: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284.

Hogyan fejti ki hatasat az Albrioza?

Nem teljesen vilagos, hogy az Albrioza hogyan fejti ki hatasat, de a két hatéanyag, a natrium-
fenilbutirat és az urzodoxikoltaurin varhatéan csokkenti az idegsejtek karosodasat és megakadalyozza
azok elpusztulasat. Ett6l azt vartak, hogy segit fenntartani a normalis izomfunkcidt, és lelassitja a
betegség sulyosbodasat.

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egy f6 vizsgalat eredményeit nyUjtotta be, amelyben 137, ALS-ben szenvedd beteg vett
részt, akik a standard kezelés kiegészitéseként 24 héten at Albrioza-t vagy placebot (hatéanyag nélkdli
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kezelést) kaptak. A hatasossag f6 mutatdja az volt, hogy a vizsgalat ideje alatt milyen mértékben
stlyosbodtak a betegek tlinetei, mint példaul a beszéd, a |égzés, az étkezés és az egyéb szokasos napi
tevékenységek végzésének nehézsége. Ennek értékelése az ,,ALS moddositott funkcionalis mérdskala”
(ALS functional rating scale revised - ALSFRS-R) néven ismert standard értékelGskala alkalmazasaval
tortént. A vallalat a teljes tulélési idére vonatkozo eredményeket is benyujtott.

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasitasanak f6 okai?

Az eredeti, 2023. juniusi vélemény kiadasanak idépontjaban az Ugyndkségnek aggalyai voltak abban a
tekintetben, hogy a f6 vizsgalat nem igazolta meggy&zbéen az Albrioza hatasossagat a betegség
stlyosbodasanak lassitasaban. A tuléléssel kapcsolatos adatok sem voltak megbizhatdak az adatok
gyljtésének és elemzésének mddja miatt. Az Ugyndkség ezért azon a véleményen volt, hogy az
Albrioza pozitiv elény-kockazat profilja nem allapithaté meg. Az Ugyndkség ezért a forgalombahozatali
engedély elutasitasat javasolta. Ezen ajénlas megfogalmazasakor az Ugyndkség figyelembe vette a
szakértdi csoportok tanacsait is, beleértve a betegek képviseldit és a neuroldgiai szakértoket is.

A fellilvizsgdlat sorén az Ugynokség értékelte a vallalat altal az aggalyaira adott valaszokat, és
konzultaciét folytatott egy neuroldgiai szakértSi csoporttal. A fellilvizsgalatot kdvetéen az Ugyndkség
aggalyai még mindig fennalltak, ezért az eredeti elutasitast megerdsitették.

Az Ugynokség figyelembe vette tovabba tébb harmadik fél, kéztiik ALS betegszervezetek, ALS-betegek
sz6sz616i és egy nemzeti neuroldgiai szOvetség észrevételeit is.

Milyen kovetkezményekkel jar az elutasitas azokra a betegekre nézve, akik
részt vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tdjékoztatta az Ugynékséget, hogy az elutasitdsnak az Albrioza-val végzett klinikai
vizsgalatokban jelenleg részt vevé betegekre nézve nincsenek kdvetkezményei. Ha On ilyen klinikai
vizsgalatban vesz részt, és kezelését illetéen tovabbi informacidra van sziiksége, vegye fel a
kapcsolatot kezelGorvosaval.
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