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Omblastys-ladkevalmisteen (omburtamabi (1311))
myyntiluvan epaaminen

Euroopan laakevirasto suosittelee Omblastys-lddkevalmisteen myyntiluvan epdamista. Laakevalmiste
on tarkoitettu neuroblastooman hoitoon. Kyseinen sairaus on harvinainen sydpa, joka muodostuu
epakypsista hermosoluista.

Virasto antoi asiasta lausunnon 15. joulukuuta 2022. Myyntilupaa hakenut yhtié Y-mAbs Therapeutics
A/S voi pyytaa lausunnon uudelleenkasittelya 15 paivan kuluessa sen vastaanottamisesta.

Mita Omblastys on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Omblastys oli tarkoitettu neuroblastooman hoitoon potilailla, joiden sairaus oli levinnyt aivoihin,
selkdytimeen tai leptomeningeihin (aivoja ja selkdydinta peittavat ja suojaavat ohuet kudoskerrokset)
ja jotka ovat saaneet sairauteensa aiemmin hoitoa.

Omblastys, jonka vaikuttava aine on omburtamabi (131I), on radioaktiivinen lddkevalmiste (Idake, jossa
on pienia maaria radioaktiivista ainetta). Ladkevalmistetta oli maara saada infuusioliuoksena
(tiputukseen), jota oli tarkoitus antaa nesteen tayttamaan tilaan aivoissa.

Omblastys nimettiin harvinaislddkkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava ladke) 27. helmikuuta
2017 neuroblastooman hoitoon. Lisatietoja harvinaisladakkeeksi nimeamisesta on viraston
verkkosivuilla: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-17-1839.

Miten Omblastys vaikuttaa?

Omblastsys-valmisteen vaikuttava aine omburtamabi (*31I) on monoklonaalinen vasta-aine
(proteiinityyppi), joka on suunniteltu tunnistamaan CD276-proteiini ja kiinnittymaan siihen. Kyseista
proteiinia on neuroblastoomasolujen pinnalla mutta ei normaaleissa soluissa. Tahan monoklonaaliseen
vasta-aineeseen on yhdistetty radioaktiivista jodia (*31I), joka tuottaa matala-aktiivista sateilya.

Kun lagkkeet kiinnittyvat CD276:een, 1311:sta peréisin olevan séateilyn odotetaan vahingoittavan
sydpasolujen DNA:ta ja johtavan sydpasolujen kuolemaan.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 toimitti tulokset yhdesta paatutkimuksesta. Siihen osallistui 109 neuroblastoomaa sairastavaa
lasta, joiden sairaus oli levinnyt joko aivoihin tai selkdytimeen. Tutkimukseen osallistuneille potilaille
annettiin Omblastys-valmistetta. Saatuja tuloksia verrattiin ulkoisen verrokkiryhman tuloksiin (muut
neuroblastoomaa sairastavat potilaat, jotka eivat olleet mukana tutkimuksessa ja jotka olivat saaneet
muita hoitoja).

Tehon pddasiallisena mittana oli potilaiden osuus, jotka olivat elossa kolmen vuoden kuluttua.

Mitka olivat tarkeimmat syyt myyntiluvan epaamiseen?

Virasto katsoi, ettei Omblastysin tehosta voitu tehda paatelmia. Koska paatutkimuksessa ei ollut
satunnaista vertailuladakettd, hoidon tehoa ei ollut mahdollista maarittaa. Ei mydskaan voitu osoittaa
todeksi, etta yhtion valitseman ulkoisen verrokkiryhman potilailla oli samanlainen ennuste kuin
Omblastys-valmisteella tutkimuksessa hoidetuilla potilailla.

Siten virasto katsoi, etta Omblastys-valmisteen riski-hydtysuhdetta neuroblastooman hoidossa ei voitu
osoittaa. Nain ollen virasto suositteli myyntilupahakemuksen epaamista.

Vaikuttaako tama epaaminen kliinisiin tutkimuksiin osallistuviin potilaisiin?
Yhti6 ilmoitti virastolle, etta peruuttamisesta ei ole mitddn seurauksia Omblastys-valmistetta koskeviin
kliinisiin tutkimuksiin osallistuneille potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta kliinisen
tutkimuksen laakariin.
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