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Avslag pa ansdkan om godkannande for forsaljning av
Albrioza (natriumfenylbutyrat/ursodoxikoltaurin)
Fornyad provning bekraftar avslaget

Efter férnyad prévning av sitt ursprungliga yttrande har Europeiska ldkemedelsmyndigheten bekraftat
sin rekommendation om att avsla ansékan om godkédnnande for férsaljning av lakemedlet Albrioza.
Lakemedlet var avsett for behandling av amyotrofisk lateralskleros.

Myndigheten utfardade sitt yttrande den 12 oktober 2023 efter fornyad préovning. Myndigheten hade
utfardat sitt ursprungliga yttrande den 22 juni 2023. Féretaget som anstkte om godkannande for
Albrioza ar Amylyx Pharmaceuticals EMEA B.V.

Vad ar Albrioza och skulle det anvandas for?

Albrioza utvecklades som ett |dkemedel for vuxna med amyotrofisk lateralskleros (ALS). ALS ar en
fortskridande sjukdom i nervsystemet vid vilken nervceller i hjdrnan och ryggmargen som kontrollerar
frivilliga rérelser gradvis férsamras, med forlorad muskelfunktion och férlamning som féljd. Lakemedlet
innehaller tva aktiva substanser, natriumfenylbutyrat och ursodoxikoltaurin, och skulle finnas som ett
pulver for att 16sas upp i vatten och tas genom munnen.

Albrioza klassificerades den 4 juni 2020 som ett sarlakemedel (ett Iakemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid behandling av ALS. Mer information om klassificeringen
som sarldkemedel finns pd Europeiska ldkemedelsmyndighetens (EMA) webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-20-2284.

Hur verkar Albrioza?

Det &r inte helt klart hur Albrioza verkar, men de tv3 aktiva substanserna natriumfenylbutyrat och
ursodoxikoltaurin férvantades minska skadorna pa nervcellerna och férhindra att de dor. Detta
forvantades bidra till att bibehalla normal muskelfunktion och bromsa férsamringen av sjukdomen.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lamnade in resultat fran en huvudstudie pd 137 patienter med ALS som fick Albrioza eller
placebo (overksam behandling) som tillagg till sin standardbehandling under 24 veckor. Huvudmattet
pd verkningsformaga var den hastighet med vilken patienternas sjukdomstecken, sdsom svarighet att
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tala, andas, ata och utféra andra normala dagliga aktiviteter, forsamrades under studien. Detta
beddmdes med hjélp av en standardiserad bedémningsskala som kallas “ALS Functional Rating Scale
revised” (ALSFRS-R). Foretaget tillhandaholl aven resultat om total éverlevnadstid.

Vilka var de framsta skalen till att avsld ans6kan om godkdnnande for
forsaljning?

Vid tidpunkten fér det ursprungliga yttrandet i juni 2023 ansag myndigheten att huvudstudien inte pd
ett 6vertygande satt visade att Albrioza var effektivt nar det géller att bromsa forsamringen av
sjukdomen. Uppgifterna om 6éverlevnad var inte heller tillforlitliga med tanke pg hur uppgifterna
samlades in och analyserades. Myndigheten ansdg darfor att det positiva nytta-riskforhallandet for
Albrioza inte kunde faststallas. Myndigheten rekommenderade féljaktligen att godkannande for
forsaljning inte skulle beviljas. I samband med denna rekommendation beaktade EMA &ven rad fran
expertgrupper, daribland patientrepresentanter och neurologiska experter.

Under den férnyade prévningen bedémde myndigheten féretagets svar pa dess beténkligheter och
samradde med en grupp neurologiska experter. Efter den férnyade prévningen hade myndighetens
betdankligheter inte avhjalpts och det ursprungliga avslaget bekraftades darfor.

Myndigheten tog ocksd hansyn till flera tredjepartsinterventioner fran patientorganisationer for ALS,
forkampar for ALS-drabbades rattigheter och en nationell neurologiférening.

Paverkar detta avslag patienter som deltar i kliniska provningar?

Foéretaget informerade myndigheten om att dterkallandet inte far ndgra féljder foér patienter som for
narvarande deltar i kliniska prévningar med Albrioza. Om du deltar i en klinisk prévning och behdver
mer information om din behandling kan du kontakta ldkaren i den kliniska prévningen.
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