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Odmowa przyznania pozwolenia na dopuszczenie do
obrotu dla produktu Omblastys (omburtamab (1311))

Europejska Agencja Lekdw zalecita odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu dla
produktu Omblastys, leku przeznaczonego do leczenia nerwiaka zarodkowego - rzadkiego nowotworu
ktéry powstaje z niedojrzatych komédrek nerwowych.

Agencja wydata opinie w dniu 15 grudnia 2022 r. Firma Y-mAbs Therapeutics A/S, ktéra ztozyla
wniosek o dopuszczenie do obrotu, moze wystapi¢ o ponowne rozpatrzenie opinii w ciagu 15 dni od jej
otrzymania.

Co to jest Omblastys i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Lek Omblastys miat by¢ stosowany w leczeniu nerwiaka zarodkowego u pacjentéw, u ktérych choroba
rozprzestrzenita sie do mozgu, rdzenia kregowego lub opon mdzgowych (cienkie warstwy tkanek
pokrywajace i chronigce mdzg oraz rdzen kregowy), wczesniej poddanych leczeniu.

Omblastys jest produktem radiofarmaceutycznym (lek zawierajacy niewielkie ilosci substancji
radioaktywnej) zawierajacym substancje czynng omburtamab (13!I), ktéry miat by¢ dostepny w postaci
roztworu do infuzji (wlew) podawanego do istniejacej, wypetnionej ptynem przestrzeni w mdzgu.

W dniu 27 lutego 2017 r. lek Omblastys uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu nerwiaka zarodkowego. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢ na
stronie Agencji: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-17-1839.

Jak dziata produkt Omblastys?

Substancja czynna leku Omblastys, omburtamab (1311), jest przeciwciatem monoklonalnym (rodzaj
biatka), ktore zostato zaprojektowane w taki sposéb, aby odrdzniato biatko o nazwie CD276
wystepujace na powierzchni komorek nerwiaka zarodkowego od tego wystepujacego w prawidtowych
komorkach, i wigzato sie z nim. To przeciwciato monoklonalne wigze sie z jodem radioaktywnym (131I),
ktéry wytwarza promieniowanie o niskim poziomie.

Po przytaczeniu sie leku do CD276 oczekuje sie, ze promieniowanie pochodzgce od 1311 spowoduje
uszkodzenie DNA w komédrkach nowotworowych i przyczyni sie do unicestwienia komdrek
nowotworowych.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki pochodzace z jednego badania gtéwnego z udziatem 109 dzieci z nerwiakiem
zarodkowym, u ktérych choroba rozprzestrzenita sie do mdzgu lub rdzenia kregowego. Pacjentom w
badaniu podawano lek Omblastys, a wyniki poréwnywano z wynikami zewnetrznej grupy kontrolnej
(inni pacjenci z nerwiakiem zarodkowym, ktérzy nie brali udziatu w badaniu i otrzymywali inne rodzaje
leczenia).

Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byt odsetek pacjentow, ktérzy pozostali przy zyciu po 3 latach.

Jakie byly gtowne powody odmowy przyznania pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu?

Agencja uznafa, ze nie jest mozliwe wyciggniecie wnioskéw na temat skutecznosci produktu
Omblastys. Z uwagi na to, ze w badaniu gtdwnym nie stosowano randomizowanego leku
poréwnawczego, nie byto mozliwe okreslenie wptywu leczenia. Ponadto nie mozna byto ustali¢, czy w
badaniu u pacjentéw z zewnetrznej grupy kontrolnej wytypowanej przez firme do konsultacji
podstawowe rokowania byly podobne, jak u pacjentéw leczonych produktem Omblastys.

W zwigzku z tym Agencja wyrazita opinie, ze nie mozna ustali¢ stosunku korzysci do ryzyka dla
produktu Omblastys w leczeniu nerwiaka zarodkowego. Agencja zalecita zatem odmowe przyznania
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Jakie sa skutki odmowy dla pacjentow uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw obecnie bioracych udziat w
badaniach klinicznych z uzyciem leku Omblastys.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych i potrzeby uzyskania doktadniejszych informacji o
leczeniu, nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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