EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

2023. gada 13. oktobris
EMA/500750/2023
EMEA/H/C/005901

Albrioza (natrija fenilbutirats/ursodoksikoltaurins)
registracijas apliecibas atteikums
Atteikums apstiprinats péc atkartotas parskatisanas

Péc sakotnéja atzinuma atkartotas parskatiSanas Eiropas Zalu agentira ir apstiprinajusi savu ieteikumu
atteikt registracijas apliecibas izsniegéanu zalém Albrioza. Sis zales bija paredzétas amiotrofiskas
lateralas sklerozes arstésanai.

Adentira izdeva atzinumu péc atkartotas parskatiSanas 2023. gada 12. oktobri. Sakotné&jo atzinumu

Amylyx Pharmaceuticals EMEA B.V..

Kas ir Albrioza un kam tas bija paredzéetas?

Albrioza tika izstradatas ka zales pieaugusajiem ar amiotrofisko lateralo sklerozi (ALS). ALS ir nervu
sistémas slimiba, kuras gadijuma pakapeniski novajinas galvas un muguras smadzenu nervu Siinas,
kas kontrolé apzinatas kustibas, un tadéjadi izraisa muskuju darbibas zudumu un paralizi. Sis zales
satur divas aktivas vielas — natrija fenilbutiratu un ursodoksikoltaurinu, un bija paredzéts, ka tas bus
pieejamas ka pulveris, ko izSkidina GdenT un lieto iekskigi.

ALS arstésanai. Stkaka informacija par retu slimibu arstésanai paredzéto zalu statusa pieskirSanu ir
atrodama Eiropas Zalu agentiras timekla vietné: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-20-2284.

Ka Albrioza darbojas?

Nav pilniba skaidrs, ka Albrioza darbojas, taCu bija paredzéts, ka abas aktivas vielas — natrija
fenilbutirats un ursodoksikoltaurins — samazinas nervu Stinu bojajumus un novérsis to bojaeju. Bija
paredzéts, ka tas palidzés uzturét normalu muskulu darbibu un paléninat slimibas progresésanu.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Uznémums iesniedza rezultatus no viena pamatpétijuma, kura piedalijas 137 pacienti ar ALS, kuri
papildus standarta arstéSanai 24 nedéju laika sanéma vai nu Albrioza, vai placebo (fiktivu arstésanu).
Galvenais iedarbiguma raditajs bija raditajs, kada pétijuma laika pasliktinajas pacientu simptomi,
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piemé&ram, gratibas runat, elpot, ést un veikt citas normalas ikdienas darbibas. To novértéja,
izmantojot standarta vértéSanas skalu, ko dévé par “parskatito ALS funkcionalo vértésanas skalu”
(ALSFRS-R). Uznémums iesniedza ari rezultatus par kopé&jo dzivildzes laiku.

Kadi bija galvenie iemesli registracijas apliecibas atteikumam?

parliecinosi nepieradija, ka Albrioza efektivi palénina slimibas saasinasanos. Ari dati par dzivildzi nebija
uzticami, nemot véra veidu, kada dati tika apkopoti un analizeti. Tapéc agentira atzina, ka nevar
noteikt pozitivu Albrioza ieguvumu un riska lidzsvaru. Tapéc agentira ieteica neizsniegt zalu
redistracijas apliecibu. Sniedzot So ieteikumu, agentlira néma véra ari ekspertu grupu, tostarp pacientu
parstavju un neirologijas ekspertu, ieteikumus.

Atkartotas izskatiSanas laika agentira novértéja uznémuma atbildes uz bazam un apspriedas ar
ekspertu grupu neirologijas joma. P&c atkartotas izvértéSanas agentiiras bazas netika novérstas, un
tapéc sakotné&jais atteikums tika apstiprinats.

Adentlira néma véra ari vairakus treSo personu atzinumus no ALS pacientu apvienibam, ALS
advokatiem un nacionalas neirologijas asociacijas.

Vai sis atteikums ietekmé pacientus, kuri piedalas kliniskajos péetijumos?

Uznémums informé&ja agentdru, ka pacientus, kas paslaik piedalas Albrioza kliniskajos pé&tijumos, tas
neietekmés. Ja jls pasreiz piedalaties kliniska pétijuma un vélaties sanemt plasaku informaciju par
arstésanu, konsulté&jieties ar savu kliniska pétijuma arstu.
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