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Odmowa wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
dla produktu Albrioza (fenylomaslan
sodu/ursodoksykoltauryna)

Potwierdzenie decyzji odmownej po ponownym rozpatrzeniu opinii

Po ponownym rozpatrzeniu pierwszej opinii Europejska Agencja Lekéw potwierdzita swoje zalecenie
odmowy przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu dla produktu Albrioza. Lek miat by¢
stosowany w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego.

Agencja wydata opinie po przeprowadzeniu ponownej oceny w dniu 12 pazdziernika 2023 r. Pierwsza
opinia Agencji zostata wydana 22 czerwca 2023 r. Firmg ubiegajaca sie o pozwolenie na dopuszczenie
produktu Albrioza do obrotu jest Amylyx Pharmaceuticals EMEA B.V.

Co to jest Albrioza i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Produkt Albrioza opracowano jako lek przeznaczony dla oséb dorostych ze stwardnieniem zanikowym
bocznym (ang. amyotrophic lateral sclerosis, ALS). ALS jest postepujacq chorobg uktadu nerwowego, w
ktorej komorki nerwowe w mdzgu i rdzeniu kregowym kontrolujgce dobrowolne ruchy miesni ulegajg
stopniowemu uszkodzeniu, co prowadzi do utraty czynnosci i porazenia miesni. Produkt zawiera dwie
substancje czynne, fenylomaslan sodu oraz ursodoksykoltauryne, i miat by¢ dostepny w postaci
proszku do rozpuszczania w wodzie przyjmowanego doustnie.

W dniu 4 czerwca 2020 r. lek Albrioza uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu ALS. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢ na stronie internetowej
Agencji pod adresem: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284.

Jak dziata produkt Albrioza

Dziatanie produktu Albrioza nie jest do konca jasne, ale oczekiwano, ze dwie substancje czynne,
fenylomaslan sodu i ursodoksykoltauryna, zmniejszg uszkodzenie komdrek nerwowych i zapobiegng ich
obumieraniu. Spodziewano sie, ze pomoze to zachowa¢ prawidtowa czynnos$¢ miesni i spowolni tempo
postepowania zmian chorobowych.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma dostarczyta wyniki jednego badania gtéwnego prowadzonego z udziatem 137 pacjentéw z ALS,
ktorzy otrzymywali lek Albrioza lub placebo (leczenie pozorowane) jako uzupetnienie standardowego
schematu leczenia przez 24 tygodnie. Gtdwnym miernikiem skutecznosci byta szybkos$¢ pogarszania sie
w trakcie badania objawow choroby, takich jak problemy z méwieniem, oddychaniem, jedzeniem i
wykonywaniem innych zwyktych codziennych czynnosci. Oceniano to przy uzyciu standardowej skali
oceny znanej jako ,Poprawiona skala oceny czynnosciowej w ALS” (ang. ALS functional rating scale
revised, ALSFRS-R). Firma dostarczyta rowniez wyniki dotyczace catkowitego czasu przezycia.

Jakie byly gtéwne powody odmowy wydania pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu?

W momencie wydania pierwszej opinii w czerwcu 2023 r. Agencja wyrazita obawy, ze w badaniu
gtdwnym nie wykazano w sposdb przekonujacy, ze produkt Albrioza skutecznie hamuje tempo
pogarszania sie zmian chorobowych. Dane dotyczace czasu przezycia takze nie byty wiarygodne, biorac
pod uwage sposob, w jaki dane te byty zbierane i analizowane. Dlatego Agencja wyrazita opinie, ze nie
mozna ustali¢ pozytywnego stosunku korzysci do ryzyka zwigzanego ze stosowaniem produktu
Albrioza. Agencja zalecita zatem odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Wydajac
to zalecenie, Agencja wzieta rowniez pod uwage opinie grup ekspertdw, w tym przedstawicieli
pacjentow i specjalistdow w dziedzinie neurologii.

W trakcie procedury ponownego rozpatrywania opinii Agencja ocenita odpowiedzi firmy na watpliwosci
Agencji i skonsultowata sie z grupg specjalistow w dziedzinie neurologii. Po ponownym rozpatrzeniu
opinii watpliwosci Agencji nie zostaty rozstrzygniete i w zwigzku z tym pierwsza odmowa zostata
potwierdzona.

Agencja wzieta rowniez pod uwage interwencje kliku podmiotdw zewnetrznych, takich jak
stowarzyszenia pacjentow z ALS, rzecznicy pacjentéw z ALS i krajowe towarzystwo neurologiczne.

Czy ta odmowa ma wptyw na pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw obecnie bioracych udziat w
badaniach klinicznych z zastosowaniem produktu Albrioza. W przypadku uczestnictwa w badaniach
klinicznych i potrzeby uzyskania doktadniejszych informacji o leczeniu nalezy skontaktowac sie z
lekarzem prowadzacym badanie kliniczne.
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