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Az Omblastys-ra (omburtamab (13!I) vonatkozé
forgalombahozatali engedély elutasitasa

Az Eurdpai Gydégyszeriigynokség az éretlen idegsejtekbdl kialakuld, ritka daganatos betegség, a
neuroblasztéma kezelésére szant Omblastys forgalombahozatali engedélyének elutasitasat javasolta.

Az Ugynékség 2022. december 15-én adta ki véleményét. Az Y-mAbs Therapeutics A/S, az engedély
iranti kérelmet benyujté vallalat a vélemény kézhezvételét koveté 15 napon belil kérheti a vélemény
felllvizsgalatat.

Milyen tipusi(l gydgyszer az Omblastys és milyen alkalmazasra szantak?

Az Omblastys-t neuroblasztdma kezelésére szantdk azoknal a betegeknél, akiknek a betegsége
atterjedt az agyra, a gerincvel6re vagy a leptomeningealis szovetekre (az agyat és a gerincvel6t boritd
és véd6 vékony szovetrétegek), és akiket korabban mar kezeltek.

Az Omblastys egy radiofarmakon (kis mennyiség(l radioaktiv anyagot tartalmazé gydgyszer), amely
hatéanyagként omburtamabot (13!I) tartalmaz, és oldatos infuzié formajaban lett volna kaphatd,
amelyet az agy folyadékkal mar feltoltott részébe kellett volna beadni.

Az Omblastys-t 2017. februar 27-én a neuroblasztoma kezelése tekintetében ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrél tovabbi
informacié az Ugyndkség honlapjan taldlhaté: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3-17-1839.

Hogyan fejti ki hatasat az Omblastys?

Az Omblastys hatdanyaga, az omburtamab (*3'I) egy monoklonalis antitest (fehérjetipus), amelyet Ugy
alakitottak ki, hogy felismerje a neuroblasztomas sejtek felszinén megtalalhatd, de az egészséges
sejtek felszinérél hidnyzé CD276 nev(i fehérjét, és ahhoz kotddjon. Ez a monoklonalis antitest
radioaktiv jodhoz (13!I) kapcsolddik, amely alacsony szintl( sugarzast bocsat ki.

Amikor a gyodgyszerek a CD276-hoz kotddnek, a 1311-bél szarmazod sugarzas varhatdan karositja a
daganatos sejtek DNS-ét, ami a daganatos sejtek pusztulasat eredményezi.
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Milyen dokumentaciot nyujtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egy f6 vizsgalat eredményeit nyUjtotta be, amelyet 109, neuroblasztémaban szenvedd
gyermek részvételével végeztek, akiknél a betegség atterjedt az agyra vagy a gerincvel6re. A
vizsgalatban részt vevd betegek Omblastys-t kaptak, és az eredményeket egy kiils6é kontrollcsoport
(olyan, neuroblasztomaban szenveds betegek, akik nem vettek részt a vizsgalatban, és mas
kezelésben részesliltek) eredményeivel hasonlitottak ¢ssze .

A hatadsossag f6 mutatdja azon betegek aranya volt, akik 3 év elteltével még életben voltak.

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasitasanak fo okai?

Az Ugynékség Ugy itélte meg, hogy az Omblastys hatékonysagara vonatkozéan nem lehetett
kovetkeztetéseket levonni. Mivel a f6 vizsgalatban nem alkalmaztak randomizalt 6sszehasonlitd
készitményt, nem lehetett meghatarozni a kezelés hatasat. Tovabba nem lehetett biztosan
megallapitani, hogy a vallalat altal referenciaként kivalasztott kiilsé kontrollcsoportban lévé betegek
progndzisa hasonld volt-e a vizsgalatban Omblastys-szal kezelt betegekéhez.

Ezért az Ugyndkség azon a véleményen volt, hogy a neuroblasztéma kezelésében az Omblastys elény-
kockazat profilja nem &llapithaté meg. Az Ugyndkség ezért a forgalombahozatali engedély elutasitdsat

javasolta.

Milyen kovetkezményekkel jar az elutasitas azokra a betegekre nézve, akik

részt vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tédjékoztatta az Ugynékséget, hogy az elutasitdsnak az Omblastys-szal végzett klinikai
vizsgalatokban jelenleg részt vevé betegekre nézve nincsenek kdvetkezményei.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vesz részt és kezelését illetéen tovabbi informaciéra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.
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