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Avslag pa ansbkan om godkannande for férsaljning av
Masitinib AB Science (masitinibmesilat)

Fornyad provning bekraftar avslaget

Efter att ha omprovat sitt ursprungliga yttrande har Europeiska ldkemedelsmyndigheten bekraftat sin
rekommendation att avsld ansékan om godkannande fér forséljning av ldkemedlet Masitinib AB
Science, ett lakemedel avsett for behandling av amyotrofisk lateralskleros (ALS).

Myndigheten utfardade sitt yttrande den 17 oktober 2024 efter fornyad prévning. Myndigheten hade
utfardat sitt ursprungliga yttrande den 27 juni 2024. Féretaget som ansékte om godkdnnande for
Masitinib AB Science &r AB Science.

Vad ar Masitinib AB Science och vad var det avsett for?

Masitinib AB Science utvecklades som ett lakemedel for att behandla vuxna med ALS. Det var avsett
att anvandas i kombination med riluzol (ett annat Idkemedel mot ALS). ALS &r en fortskridande
sjukdom i nervsystemet vid vilken nervceller i hjarnan och ryggmargen som kontrollerar frivilliga
rorelser gradvis forsamras, med forlorad muskelfunktion och férlamning som féljd.

Masitinib AB Science innehdller den aktiva substansen masitinibmesilat och skulle finnas som tabletter.

Masitinib AB Science klassificerades som sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid sallsynta
sjukdomar) den 29 augusti 2016 for behandling av ALS. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns pa EMA:s webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3161722.

Hur verkar Masitinib AB Science?

Den aktiva substansen i Masitinib AB Science, masitinibmesilat, ar en proteinkinashammare. Detta
innebdr att den blockerar specifika enzymer som kallas proteinkinaser. Blockering av dessa enzymer
padverkar aktiviteten hos vissa celler i immunsystemet (kroppens naturliga férsvar) som deltar i
inflammation. Genom att blockera dessa enzymer férvantades masitinibmesilat minska inflammationen
och skydda nervcellerna mot skador och darigenom bromsa férsamringen av ALS-symtomen.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lamnade in resultat fran en huvudstudie som omfattade 394 vuxna med ALS. Patienterna
fick Masitinib AB Science eller placebo (overksam behandling) tva gadnger om dagen i 48 veckor.
Samtliga patienter fick ocksa riluzol. Huvudeffektmattet var férandringen under 48 veckor av ALSFRS-
R-podngen, ett matt p& ALS-symtom som paverkar patienternas dagliga liv.

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

Vid tidpunkten fér den inledande utvérderingen ansdg ldkemedelsmyndigheten att studieresultaten inte
var tillférlitliga, eftersom resultat fr&n inspektioner av god klinisk praxis som samordnats av EMA och
andra tillsynsmyndigheter hade identifierat problem med genomférandet av studien som inte kunde
dtgardas av foretaget i tillracklig utstrackning. Dessutom kunde nyttan med Masitinib AB Science inte
pavisas pa ett dvertygande satt; studien fann ingen skillnad mellan ldkemedlet och placebo i
huvudeffektmattet fér hela studiepopulationen och det fanns flera metodproblem.

Dessa farhdgor @ndrades inte efter omprévning av de inlamnade uppgifterna och efter samrdd med en
grupp experter pd neurologi och patientrepresentanter. Nar lakemedelsmyndigheten fattade sitt
slutliga beslut beaktade den ocksd information frén patientorganisationer (sa kallade
tredjepartsinterventioner).

Myndigheten stod darfor fast vid sitt stallningstagande att nyttan med Masitinib AB Science inte var
stérre an riskerna och rekommenderade avslag pd ansdkan om godk&nnande for forséljning.

Paverkar detta avslag patienter som deltar i kliniska provningar?

Foretaget informerade myndigheten om att dterkallandet inte far ndgra foljder for patienter som deltar
i kliniska prévningar med Masitinib AB Science.

Om du deltar i en klinisk prévning och behéver mer information om din behandling kan du kontakta
ldkaren i den kliniska prévningen.
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