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Az Orblid-ra (bevacizumab) vonatkozo6 forgalombahozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

A Laboratoires Delbert visszavonta a kapillarisokban (az artériakat a vénakkal 6sszek6to kis
vérerekben) rendellenességeket okozd genetikai betegség, az drokletes vérzéses telangiektazia
kezelésére szant Orblid-ra vonatkozé forgalombahozatali engedély iranti kérelmét.

A vallalat 2026. aprilis 20-an vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi gyogyszer az Orblid és milyen alkalmazasra szantak?

Az Orblid-ot olyan, 6rokletes vérzéses telangiektazidaban szenvedoé felnGttek kezelésére fejlesztették ki,
akiknél a kévetkez6 allapotok valamelyike fennall:

e olyan szivproblémakat okozd sulyos majkarosodas, mint példaul a sziv nagy aramlas altali
megterhelése, ami megfeleld kezelés ellenére is tartds légszomjhoz vezet;

e vagy a betegség sulyos vérzést (orrvérzés vagy emeésztérendszeri vérzés) okozo formaja, amely
vératémlesztést vagy vénan keresztul adott vaspotlast igényel.

A betegség leggyakoribb tlinetei a spontan és gyakori orrvérzés, valamint a b6rén megjelend voros
foltok. Vérzés alakulhat ki a gyomorban, a belekben, az agyban, a majban és a tlidokben is, ami
gyakran vérszegénységhez (alacsony vordsvérsejtszam) vezet.

Az Orblid hatéanyaga a bevacizumab, és vénaba adandd infuzié formajaban forgalmaztak volna. A
bevacizumabot 2005 6ta egyéb gydgyszerekkel kombinacidban alkalmazzak az EU-ban kilénb6z6
daganatos betegségek kezelésére. Igy ez a kérelem egy jol ismert hatdanyag Uj javallatban torténé
alkalmazasara iranyult.

Az Orblid-ot 2014. december 16-an az 6rokletes vérzéses telangiektazia tekintetében ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré minGsitésrol tovabbi informacié az
Ugynékség honlapjan talalhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-14-1390.
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Hogyan fejti ki hatasat az Orblid?

Az orokletes vérzéses telangiektazidban szenved6 betegek genetikai mutaciét (hibat) hordoznak,
amely a vérerek novekedésében szerepet jatszd fehérje, a VEGF (vaszkularis endotelidlis novekedési
faktor) magas szintjét eredményezi. Ez a vérerek rendellenes novekedését okozza, ami az artéridk és a
vénak kozvetlen 6sszekapcsolddasahoz vezet, névelve a vérzés kockazatat.

Az Orblid hatéanyaga, a bevacizumab egy monoklonalis antitest (egy fehérjetipus), amelyet Ugy
alakitottak ki, hogy felismerje a VEGF-et, és ahhoz k6tddve gatolja annak hatasat. A VEGF gatlasa
révén a bevacizumab varhatéan megakadalyozza a rendellenes vérerek névekedését, igy enyhiti az
Orokletes vérzéses telangiektazia vérzéses tiineteit.

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat 2 f6 vizsgalat eredményeit mutatta be. Az elsd vizsgalatban 25, sulyos majkarosodassal és
szivproblémakkal jaro érokletes vérzéses telangiektazidban szenvedd feln6ttet Orblid-dal kezeltek. A
hatdsossag f6 mutatdja 3 honap elteltével a szivindex csokkenése volt, ami a szivfunkcié javulasat
tikrozheti.

A masodik f6 vizsgalatban 24, olyan felnétt vett részt, akik a betegség sulyos vérzést okozo
formajaban szenvedtek, és akik vératomlesztést vagy véndaba adott vaspdtlast igényeltek. A betegek 2
hetente 6 Orblid- vagy placebo- (hatdanyag nélkili kezelés) infuzidt kaptak. A hatasossag f6 mutatoja
azoknak a betegeknek az aranya volt, akiknél a kezelés megkezdése utani 3-6 honapos idészakban
legaldbb 50%-kal csékkent a vorosvérsejt-transzflzidk szama, a kezelés megkezdése elétti 3 hdnapos
id6szakhoz viszonyitva.

A vallalat publikalt szakirodalmi adatokat is benyUjtott a bevacizumab 6rokletes vérzéses
telangiektaziaban szenved6 betegeknél térténd alkalmazasara vonatkozoan.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A kérelmet azt kdvetden vontak vissza, hogy az Eurdpai Gydgyszerligynokség mar értékelte a vallalat
altal eredetileg benyujtott dokumentaciot, és kidolgozott egy kérdéslistat. A vallalat a visszavonas
id6pontjaban még nem valaszolt a kérdésekre.

Mit tartalmazott az Ugynokség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idpontjdban az adatok attekintése alapjan az Ugynékség részérdl néhany aggaly meriilt
fel, és az volt az ideiglenes véleménye, hogy az Orblid alkalmazasa nem engedélyezhet6 az 6rokletes
vérzéses telangiektazia kezelésére.

Az Orblid-ot sulyos majkarosodasban szenveds betegek részvételével értékeld f6 vizsgalat, valamint az
alatamaszté vizsgalatok nem hasonlitottak 6ssze a gydgyszert mas kezeléssel vagy placebodval, és
szamos tudomanyos korlatjuk volt, mint példaul mas terdpids beavatkozasok alkalmazésa a vizsgalat
el6tt vagy alatt, ami megnehezitette a gydgyszer hatasara vonatkozd kovetkeztetések levonasat.
Ezenfellll a hatdsossag f6 mutatdja, a szivindex nem tekinthet6 a kezelés hatasa fliggetlen,
megbizhaté mérészamanak, mivel azt mas tényezdk befolydsolhatjak, koztlik a beteg altaldnos
egészségi allapota és a betegség természetes eltérései.

A betegség sulyos vérzéses formajaban szenvedd betegekkel végzett vizsgalat nem igazolta az Orblid
hatdsat a szlikséges vératomlesztések szama tekintetében. Az alatdmasztd vizsgalatok eredményei
sem szolgaltattak bizonyitékot a gydgyszer hatasossagara vonatkozoan.
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Ami a biztonsagossagot illeti, a bevacizumab hatdanyagrdl ismert, hogy sulyos mellékhatasokkal jar a
daganatos betegségek kezelésében, és az Orblid-ra vonatkozdan benyujtott adatok tul korlatozottak
voltak ahhoz, hogy kovetkeztetéseket lehessen levonni a gydgyszer biztonsagossagardl 6rokletes
vérzéses telangiektazidban szenvedd betegeknél, kiilénosen hosszu tavon.

Emellett bizonytalansagok mertltek fel a benyujtott adatokkal kapcsolatban a legmegfelelébb dozis és
adagolasi intervallum vonatkozasaban.

Ezért a visszavonas idépontjdban az Ugynékség véleménye az volt, hogy a vallalat nem nyujtott be
elegend6 adatot az Orblid-ra vonatkozé kérelem alatamasztasahoz.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynokséget a kérelem visszavonasarél értesitd levelében a vallalat Ggy nyilatkozott, hogy azért
vonta vissza kérelmét, mert az Ugyndkség olyan fontos klinikai problémakat tart fel, amelyek csak egy
Uj klinikai vizsgalat elvégzésével kezelhetok.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti kezelési
programokban?

A véllalat tdjékoztatta az Ugynékséget, hogy az Orblid-dal kapcsolatban jelenleg nincsenek
folyamatban klinikai vizsgalatok vagy engedélyezés elGtti kezelési programok.
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