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Refuzul autorizatiei de punere pe piata pentru Omblastys
[omburtamab (1311)]

Agentia Europeana pentru Medicamente a recomandat refuzul autorizatiei de punere pe piata pentru
Omblastys, un medicament destinat tratamentului neuroblastomului, un tip rar de cancer care se
formeaza din celulele nervoase imature.

Agentia a emis avizul la 15 decembrie 2022. Y-mAbs Therapeutics A/S, compania care a solicitat
autorizatia, poate solicita reexaminarea avizului in decurs de 15 zile de la primirea acestuia.

Ce este Omblastys si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Omblastys era destinat tratamentului neuroblastomului la pacienti la care boala se raspandise la creier,
maduva spinarii sau leptomeninge (straturi subtiri de tesut care acopera si protejeaza creierul si
maduva spinarii) si care fusesera tratati anterior.

Omblastys este un produs radiofarmaceutic (un medicament cu cantitati mici de substanta radioactiva)
care contine substanta activda omburtamab (13!I) si urma sa fie disponibil sub forma de solutie
perfuzabild (picurare in venad), care se administreaza in spatiul umplut cu lichid, din creier.

Omblastys a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat in boli rare) la

27 februarie 2017 pentru tratamentul neuroblastomului. Informatii suplimentare privind desemnarea
ca medicament orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3-17-1839.

Cum actioneaza Omblastys?

Substanta activa din Omblastsys, omburtamabul (131I), este un anticorp monoclonal (un tip de
proteind) conceput sa recunoasca si sa se lege de o proteind numita CD276, care este prezenta pe
suprafata celulelor de neuroblastom, dar nu si pe cea a celulelor normale. Acest anticorp monoclonal
este legat de iodul radioactiv (131I), care emite radiatii slabe.

Cand medicamentele se leagd de CD276, se preconizeaza ca radiatiile emise de 1311 vor deteriora ADN-
ul din celulele canceroase, ducéand la moartea lor.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele unui studiu principal efectuat la 109 copii si adolescenti cu
neuroblastom, la care boala se raspandise fie la creier, fie la maduva spinarii. Pacientilor din studiu li s-
a administrat Omblastys, iar rezultatele au fost comparate cu cele ale unui grup de control extern (alti
pacienti cu neuroblastom care nu participau la studiu si care primisera alte tratamente).

Principala masura a eficacitatii a fost procentul de pacienti care erau inca in viata dupa 3 ani.

Care au fost principalele motive pentru refuzul autorizatiei de punere pe
piata?

Agentia a considerat c& nu se poate formula o concluzie cu privire la eficacitatea Omblastys. Intrucat
studiul principal nu avea un comparator randomizat, nu s-a putut determina un efect al tratamentului.
in plus, nu s-a putut stabili cd pacientii din grupul de control extern pe care compania i-a selectat
pentru referinta aveau un prognostic subiacent similar cu cel al pacientilor tratati cu Omblastys in
cadrul studiului.

Prin urmare, agentia a considerat ca raportul beneficiu-risc pentru Omblastys in tratamentul
neuroblastomului nu poate fi stabilit. De aceea, agentia a recomandat refuzul autorizatiei de punere pe
piata.

Refuzul afecteaza pacientii din studii clinice?

Compania a informat agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in studii clinice cu
Omblastys.

Daca participati la un studiu clinic si aveti nevoie de informatii suplimentare despre tratamentul
dumneavoastra, adresati-va medicului din cadrul studiului respectiv.
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