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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu leku Orblid
(bewacyzumab)

Firma Laboratoires Delbert wycofata wniosek o dopuszczenie do obrotu leku Orblid, ktéry miat by¢
stosowany w leczeniu dziedzicznej teleangiektazji krwotocznej, choroby genetycznej powodujacej
nieprawidtowosci w naczyniach wtosowatych (drobnych naczyniach krwionosnych taczacych tetnice z
zytami).

Firma wycofata wniosek w dniu 20 kwietnia 2026 r.

Czym jest lek Orblid i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Orblid opracowano jako lek stosowany w leczeniu oséb dorostych z dziedziczng teleangiektazjag
krwotoczng, u ktérych wystepuje:

e ciezkie uszkodzenie watroby powodujace zaburzenia pracy serca, takie jak przecigzenie serca
prowadzace do utrzymujacej sie dusznosci pomimo odpowiedniego leczenia;

e lub postac choroby wywotujgca ciezkie krwawienie (z krwotokami z nosa lub krwawieniem
trawiennym), ktére wymaga przetaczania krwi lub dozylnego podawania zelaza.

Najczestsze objawy choroby to wystepowanie spontanicznych i czestych krwawien z nosa oraz
czerwonych plam na skérze. Krwawienie moze tez wystepowac w zotadku, jelitach, mozgu, watrobie i
ptucach i czesto prowadzi do niedokrwistosci (niskiej liczby krwinek czerwonych).

Substancjg czynng zawartg w leku Orblid jest bewacyzumab. Lek Orblid miat by¢ dostepny w postaci
wlewu dozylnego (kropléwki). Bewacyzumab jest dopuszczony do obrotu w UE od 2005 r. w
skojarzeniu z innymi lekami stosowanymi w leczeniu réznych nowotwordéw. W zwigzku z tym wniosek
ten dotyczyt stosowania dobrze znanej substancji czynnej w nowym wskazaniu.

W dniu 16 grudnia 2014 r. lek Orblid uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu dziedzicznej teleangiektazji krwotocznej. Wigcej informacji na temat uznania za lek sierocy
mozna znalez¢ na stronie Agencji: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-14-
1390.
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Jak dziata lek Orblid?

U pacjentéw z dziedziczng teleangiektazjg krwotoczng wystepuje mutacja (wada) genetyczna, ktoéra
prowadzi do wystepowania wysokiego stezenia VEGF (czynnika wzrostu srédbtonka naczyniowego),
biatka bioracego udziat we wzroscie naczyn krwionosnych. Prowadzi to do nieprawidtowego rozrostu
naczyn krwionosnych, w wyniku czego powstajg bezposrednie potaczenia miedzy tetnicami a zytami, co
zwieksza ryzyko krwawien.

Substancja czynna leku Orblid, bewacyzumab, jest przeciwciatem monoklonalnym (rodzajem biatka),
ktére zostato opracowane w taki sposdéb, aby rozpoznawato czynnik VEGF i przytgczato sie do niego
oraz blokowato jego dziatanie. Nalezy sie spodziewac, ze bewacyzumab blokujac VEGF bedzie
zapobiegat rozrostowi nieprawidtowych naczyn krwionosnych, tagodzac w ten sposdb objawy
krwawienia w przebiegu dziedzicznej teleangiektazji krwotocznej.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki dwéch badan gtéwnych. W pierwszym z nich uczestniczyto 25 oséb dorostych
z dziedziczng teleangiektazjgq krwotoczng z ciezkim uszkodzeniem watroby i zaburzeniami pracy serca,
ktérzy otrzymywali lek Orblid. Gtdwnym kryterium oceny skutecznosci byto zmniejszenie wskaznika
sercowego po 3 miesigcach leczenia, co moze swiadczy¢ o poprawie czynnosci serca.

W drugim badaniu gtéwnym wziety udziat 24 osoby doroste z postacig choroby powodujaca ciezkie
krwawienia, wymagajace przetoczen krwi lub podawania zelaza dozylnie. Pacjenci otrzymywali 6
wlewdw leku Orblid lub placebo (leczenie pozorowane) co 2 tygodnie. Gtéwnym kryterium oceny
skutecznosci byt odsetek pacjentow, u ktérych w okresie od 3 do 6 miesiecy po rozpoczeciu leczenia
liczba przetoczen krwinek czerwonych zmniejszyta sie o co najmniej 50% w poréwnaniu z 3-
miesiecznym okresem poprzedzajacym rozpoczecie terapii.

Firma przedstawita rdwniez opublikowane dane literaturowe dotyczace stosowania bewacyzumabu u
pacjentow z dziedziczng teleangiektazjg krwotoczng

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez Europejskg Agencje Lekéw oceny wstepnych informacji
przedtozonych przez firme i sformutowaniu pytan do firmy. Firma wycofata wniosek przed udzieleniem
odpowiedzi na pytania.

Jakie zalecenia wydata wowczas Agencja?

W momencie wycofania wniosku Agencja zgtosita zastrzezenia na podstawie przegladu danych i
wstepna opinia wskazywata, ze lek Orblid nie moze by¢ zatwierdzony w leczeniu dziedzicznego
teleangiektazji krwotocznej.

W badaniu gtéwnym oceniajagcym stosowanie leku Orblid u pacjentow z ciezkim uszkodzeniem watroby
oraz w badaniach uzupetniajacych nie poréwnywano leku z innym rodzajem leczenia ani z placebo.
Ponadto miaty one szereg ograniczen metodologicznych, takich jak stosowanie innych interwencji
terapeutycznych przed rozpoczeciem badania lub w jego trakcie, co utrudniato wyciagniecie
jednoznacznych wnioskdw dotyczacych dziatania leku. Co wiecej, gtdwnego kryterium oceny
skutecznosci, ktérym jest wskaznik sercowy, nie uznaje sie za niezalezng, wiarygodng miare efektu
leczenia, poniewaz moga na niego wptywac inne czynniki, w tym ogdlny stan zdrowia pacjenta i
naturalny przebieg choroby.
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W badaniu z udziatem pacjentéw z ciezka krwotoczng postacia choroby nie wykazano wptywu leku
Orblid na liczbe wymaganych przetoczen krwi. Wyniki badan uzupetniajacych rowniez nie dostarczyty
dowoddw na skutecznosc¢ leku.

Jesli chodzi o bezpieczenstwo stosowania, wiadomo, ze substancja czynna bewacyzumab wigze sie z
wystepowaniem powaznych dziatan niepozadanych w leczeniu nowotwordw, a dane przedstawione dla
leku Orblid byty zbyt ograniczone, aby mozna byto wyciagna¢ wnioski na temat bezpieczenstwa
stosowania leku u pacjentéw z dziedziczng teleangiektazjg krwotoczng, zwtaszcza w perspektywie
dtugoterminowej.

Ponadto pojawity sie watpliwosci co do przedstawionych danych dotyczacych najbardziej odpowiedniej
dawki i odstepu miedzy kolejnymi dawkami.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku zdaniem Agencji firma nie przedstawita wystarczajacych
danych uzasadniajacych wniosek o dopuszczenie leku Orblid do obrotu.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze wycofata swdj
whniosek z powodu zidentyfikowania przez Agencje istotnych problemoéw klinicznych, ktére mogty zostaé
rozwigzane jedynie poprzez przeprowadzenie nowego badania klinicznego.

Jakie s skutki wycofania dla pacjentow uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,leczenia ostatniej szansy”?

Firma powiadomita Agencje, ze nie trwajq w tej chwili zadne badania kliniczne ani programy ,leczenia
ostatniej szansy” z zastosowaniem leku Orblid.
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