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Zamietnutie povolenia na uvedenie na trh pre liek
Omblastys [omburtamab (131I)]

Eurépska agentira pre lieky odporudila zamietnut povolenie na uvedenie na trh pre liek Omblastys, liek
urceny na liecbu neuroblastému, zriedkavej rakoviny, ktora vznikd z nezrelych nervovych buniek.

Agentura vydala svoje stanovisko 15. decembra 2022. Spolo¢nost Y-mAbs Therapeutics A/S, ktora
poziadala o povolenie, mdze poziadat o opatovné preskiimanie stanoviska do 15 dni od prijatia
stanoviska.

Co je liek Omblastys a na ¢o sa mal pouzivat?

Liek Omblastys bol uréeny na lieCbu neuroblastému u pacientov, ktorych ochorenie sa rozsirilo do
mozgu, miechy alebo leptomeningov (tenkych vrstiev tkaniva, ktoré pokryvaju a chrania mozog
a miechu) a ktori boli predtym lieceni.

Omblastys je radiofarmakum (liek s malym mnozstvom radioaktivnej latky), ktoré obsahuje liecivo
omburtamab (!311) a malo byt dostupné vo forme inflzneho roztoku (na kvapkanie), ktory sa podava
do existujuceho priestoru v mozgu vyplneného tekutinou.

Liek Omblastys bol 27. februara 2017 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia na liecbu
neuroblastdomu. Viac informacii o oznacovani liekov ako lieky na ojedinelé ochorenia sa nachadza na
webovom sidle agentury: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-17-1839.

Akym sposobom liek Omblastys Gcinkuje?

Liecivo lieku Omblastsys, omburtamab (13!I), je monoklonalna protilatka (druh proteinu) vytvorena
tak, aby rozpoznala protein s nazvom CD276, ktory sa nachadza na povrchu buniek neuroblastomu,
ale nie na povrchu normalnych buniek, a naviazala sa nan. Tato monoklonalna protilatka je spojena s
radioaktivnym jodom (131I), ktory produkuje nizke Ziarenie.

Ked' sa lieky viazu na CD276, predpoklada sa, ze Ziarenie z 3!I poskodi DNA v rakovinovych bunkach,
¢o povedie k smrti rakovinovych buniek.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spoloc¢nost predlozila vysledky z jednej hlavnej Studie, na ktorej sa z(c¢astnilo 109 deti s
neuroblastdomom, u ktorych sa ochorenie rozsirilo bud’ do mozgu alebo miechy. Pacientom v studii bol
podavany liek Omblastys a vysledky sa porovnavali s vysledkami externej kontrolnej skupiny (ini
pacienti s neuroblastémom, ktori neboli v Studii a ktori podstupili iné lieCby).

Hlavnym meradlom ucinnosti bol pomer pacientov, ktori po 3 rokoch stale Zili.
Aké boli hlavné dovody zamietnutia povolenia na uvedenie na trh?

Agentura usudila, Ze nie je mozné vyvodit zadver o Uc¢innosti lieku Omblastys. Ked%e hlavna $tidia
nemala randomizovany porovnavaci liek, nebolo mozné urcit Géinok lie¢by. Okrem toho nebolo mozné
zistit, ¢i pacienti v externej kontrolnej skupine, ktorych spolo¢nost vybrala ako referenciu, mali
podobnu zakladnl prognoézu ako pacienti lieceni liekom Omblastys v studii.

Agentura preto dospela k nazoru, Zze pomer prinosov a rizik lieku Omblastys pri liecbe neuroblastomu

nebolo mozné stanovit. Agentura preto odporudila zamietnutie povolenia na uvedenie na trh.

Ma zamietnutie ziadosti dosledky pre pacientov, ktori sa ziicastinuja na
klinickych skasaniach?

Spoloénost agentlru informovala, Ze pre pacientov pouzivajlcich liek Omblastys, ktori sa v sti¢asnosti
zUcastiiuju na klinickych skdsaniach, nevyplyvaju ziadne dosledky.

Ak ste vSak Gcastnikom klinického skUsSania a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho osSetrujlceho lekara.
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