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Atsisakymas iSduoti Albrioza (natrio fenilbutirato /
ursodoksikoltaurino) registracijos pazymeéjima
Po pakartotinio nagrinéjimo patvirtinta nepalanki nuomoné

Pakartotinai iSnagrinéjusi savo pirmine nuomone, Europos vaisty agentira patvirtino rekomendacijag,
neisduoti vaistinio preparato Albrioza registracijos pazyméjimo. Siuo vaistu buvo numatyta gydyti
Sonine amiotrofine skleroze.

Agentura paskelbé savo nuomone po pakartotinio nagrinéjimo proceduros 2023 m. spalio 12 d. Savo
pirmine nuomone agentiira buvo paskelbusi 2023 m. birzelio 22 d. ParaiSka gauti Albrioza registracijos
pazymejimg pateiké bendroveé ,,Amilyx Pharmaceuticals EMEA B.V".

Kas yra Albrioza ir kokiais atvejais buvo numatyta jj vartoti?

Albrioza buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas $onine amiotrofine skleroze (SAS) sergantiems
suaugusiesiems. SAS yra progresuojanti nervy sistemos liga, kuria sergant galvos ir stuburo smegeny
nervineés lgstelés, kontroliuojancios valingus judesius, palaipsniui degeneruoja; dél to silpnéja raumeny
funkcija ir iSsivysto paralyZius. Vaisto sudétyje yra dviejy veikliyjy medziagy - natrio fenilbutirato ir
ursodoksikoltaurino; ji buvo numatyta tiekti milteliy, kuriuos reikia iStirpinti vandenyje ir iSgerti, forma.

2020 m. birzelio 4 d. Albrioza buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty)
kategorijai pagal SAS gydymo indikacija. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima retujy vaisty
kategorijai rasite Agentlros tinklalapyje adresu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-20-2284.

Kaip veikia Albrioza?

NevisisSkai aiSku, kaip veikia Albrioza, bet tikétasi, kad dvi veikliosios medziagos, natrio fenilbutiratas ir
ursodoksikoltaurinas, sumazins nervy lasteléms daromg Zalg ir neleis joms ZGti. Tikétasi, kad tai padeés
palaikyti normalig raumeny funkcija ir pristabdyti ligos progresavima.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké vieno pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 137 SAS sergantys pacientai, 24 savaites
kartu su standartiniu vaistu vartoje Albrioza arba placeba (preparato be veikliosios medziagos),
rezultatus. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo pacientams pasireiskianciy simptomuy, tokiy kaip
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kalbéjimo, kvépavimo, valgymo funkcijy sutrikimai ir atliekant kasdienius darbus patiriami sunkumai,
progresavimo greitis tyrimo laikotarpiu. Tai buvo vertinama pagal standartine vertinimo skale,
vadinama_ patikslinta serganciujy SAS funkcijy vertinimo skale (angl. ALS functional rating scale
revised, ALSFRS-R). Bendroveé taip pat pateiké rezultatus, susijusius su bendra iSgyvenimo trukme.

Kokios buvo pagrindinés priezastys, dél kuriy rekomenduota neisduoti
registracijos pazyméjimo?

2023 m. birzelio mén., kai buvo priimta pirminé nuomoné, agentarai iskilo abejoniy dél to, kad, jos
nuomone, pagrindiniu tyrimu nepavyko jtikinamai jrodyti, jog Albrioza yra veiksmingas siekiant
pristabdyti ligos progresavima. Duomenys apie iSgyvenimo trukme taip pat buvo nepatikimi,
atsizvelgiant | tai, kaip tie duomenys buvo renkami ir analizuojami. Todél agentiira laikési nuomonés,
kad negalima patvirtinti, jog Albrioza naudos ir rizikos santykis yra teigiamas. Dél Sios priezasties
agentiira rekomendavo neisduoti Sio vaisto registracijos pazyméjimo. Rengdama Sig rekomendacija,
agentira, be kita ko, atsizvelgé | eksperty grupiy, jskaitant pacienty atstovus ir neurologijos srities
ekspertus, rekomendacijas.

Pakartotinio nagrinéjimo procediros metu agentira jvertino bendrovés atsakymus | jos iskeltus
susirlipinima_keliancius klausimus ir konsultavosi su neurologijos srities eksperty grupe. Pakartotinai
iSnagrinéjus priimtg nuomone, agentiros abejonés nebuvo iSsklaidytos, todél buvo patvirtinta pirminé
rekomendacija neiSduoti registracijos pazymeéjimo.

Agentiira taip pat atsizvelge j kelias treciyjy $aliy atstovy i§ SAS sergandiy pacienty asociaciju,
serganciyjy SAS teisiy gynéjy ir nacionalinés neurology asociacijos iSreikStas nuomones.

Ar Sis atsisakymas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose
tyrimuose?

Bendrové pranesé agentlirai, kad paraiSkos atsiémimas neturés jokiy pasekmiy pacientams, Siuo metu
dalyvaujantiems Albrioza klinikiniuose tyrimuose. Jei dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate
gauti daugiau informacijos apie Jums taikomg gydyma, pasikalbékite su savo klinikinio tyrimo
gydytoju.
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