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Refuzul autorizatiei de punere pe piata pentru Albrioza
(fenilbutirat de sodiu/ursodoxicoltauring)
Reexaminarea confirma refuzul

Dupa reexaminarea avizului sau initial, Agentia Europeana pentru Medicamente a confirmat
recomandarea de refuz al autorizatiei de punere pe piata pentru medicamentul Albrioza. Medicamentul
ar fi trebuit sa se utilizeze pentru tratamentului sclerozei laterale amiotrofice.

Agentia a emis avizul dupa reexaminarea din 12 octombrie 2023. Avizul initial fusese emis la
22 iunie 2023. Compania care a solicitat autorizatia pentru Albrioza este Amylyx Pharmaceuticals EMEA
B.V.

Ce este Albrioza si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Albrioza a fost dezvoltat ca medicament pentru adultii cu scleroza laterala amiotrofica (SLA). SLA este
o boala progresiva a sistemului nervos, in care celulele nervoase din creier si din maduva spinarii care
controleaza miscarea voluntara se deterioreaza treptat, cauzand pierderea functiei musculare si
paralizie. Medicamentul contine doua substante active, fenilbutirat de sodiu si ursodoxicoltaurina, si
urma sa fie disponibil sub forma de pulbere care se dizolva in apa si se administreaza pe cale orala.

Albrioza a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat in boli rare) la 4 iunie 2020
pentru tratamentul SLA. Informatii suplimentare privind desemnarea ca medicament orfan sunt
disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284.

Cum actioneaza Albrioza?

Nu este pe deplin clar modul in care actioneaza Albrioza, dar s-a preconizat ca cele doua substante

active, fenilbutiratul de sodiu si ursodoxicoltaurina, vor reduce deteriorarea celulelor nervoase si vor
preveni moartea lor. Acest lucru ar fi trebuit sa ajute la mentinerea functiei musculare normale si la
incetinirea agravarii bolii.

Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a furnizat rezultate dintr-un studiu principal care a cuprins 137 de pacienti cu SLA care au
primit fie Albrioza, fie placebo (un preparat inactiv) in plus fata de tratamentul standard, timp de 24
saptamani. Principala masura a eficacitatii a fost rata la care simptomele pacientilor, cum ar fi
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dificultatea de a vorbi, de a respira, de a manca si de a efectua alte activitati zilnice normale, s-au
agravat pe parcursul studiului. Evaluarea s-a facut pe o scara de evaluare standard, numita ,scara de
evaluare functionald ALS revizuita” (ALSFRS-R). Compania a prezentat si rezultate cu privire la timpul
de supravietuire total.

Care au fost principalele motive pentru refuzul autorizatiei de punere pe
piata?

La momentul avizului initial din iunie 2023, agentia avea motive de ingrijorare cu privire la faptul ca
studiul principal nu a demonstrat in mod convingator ca Albrioza este eficace in incetinirea agravarii
bolii. De asemenea, datele privind supravietuirea nu au fost fiabile, avand in vedere modul in care au
fost colectate si analizate datele. Prin urmare, agentia a considerat ca nu se poate stabili un echilibru
pozitiv intre beneficiile si riscurile asociate cu Albrioza. De aceea, agentia a recomandat refuzul
autorizatiei de punere pe piata. Atunci cand a emis aceasta recomandare, agentia a avut in vedere si
opinia grupurilor de experti, inclusiv a reprezentantilor pacientilor si a unor experti neurologi.

In cursul reexaminérii, agentia a evaluat réspunsurile companiei cu privire la motivele sale de
ingrijorare si a consultat un grup de experti in domeniul neurologiei. In urma reexaminarii, motivele de
ingrijorare ale agentiei nu au fost solutionate si, prin urmare, a fost confirmat refuzul initial.

De asemenea, agentia a luat in considerare mai multe interventii ale unor terti din partea asociatiilor
de pacienti cu SLA, a promotorilor cauzei persoanelor cu SLA si a unei asociatii nationale de neurologie.

Refuzul afecteaza pacientii din studii clinice?

Compania a informat agentia ca nu existd consecinte pentru pacientii aflati in prezent in studii clinice
cu Albrioza. Daca participati la un studiu clinic si aveti nevoie de informatii suplimentare despre
tratamentul dumneavoastra, adresati-va medicului din cadrul studiului respectiv.
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