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Recusa da Autorizacao de Introducao no Mercado para
Omblastys (omburtamab (1311))

A Agéncia Europeia de Medicamentos recomendou a recusa da Autorizacdao de Introducdo no Mercado
para o Omblastys, um medicamento destinado ao tratamento do neuroblastoma, um cancro raro que
se forma a partir de células nervosas imaturas.

A Agéncia emitiu o seu parecer em 15 de dezembro de 2022. A empresa que apresentou o pedido de
autorizacao de introducao no mercado, a Y-mAbs Therapeutics A/S, pode solicitar o reexame do
parecer no prazo de 15 dias a contar da recegao do mesmo.

O que é o Omblastys e qual a utilizacao prevista?

O Omblastys destinava-se ao tratamento do neuroblastoma em doentes cuja doenga se tinha
espalhado para o cérebro, a medula espinal ou as leptomeninges (camadas finas de tecido que cobrem
e protegem o cérebro e a medula espinal) e que tinha sido tratado anteriormente.

O Omblastys é um radiofarmaco (um medicamento com pequenas quantidades de uma substancia
radioativa) que contém a substéncia ativa omburtamab (*31I) e iria ser disponibilizado na forma de
solucdo para perfusdo (administracdo gota a gota) no espaco existente cheio de liquido no cérebro.

O Omblastys foi designado medicamento 6rfao (medicamento utilizado em doencas raras) em 27 de
fevereiro de 2017 para o tratamento do neuroblastoma. Pode obter informagdes adicionais sobre a
designacdo de medicamento 6érfao no sitio da internet da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-17-1839.

Como funciona o Omblastys?

A substancia ativa do Omblastsys, o omburtamab (13!I), é um anticorpo monoclonal (tipo de proteina)
concebido para reconhecer e ligar-se a uma proteina denominada CD276, que esta presente na
superficie das células do neuroblastoma, mas ndo nas células normais. Este anticorpo monoclonal esta
ligado ao iodo radioativo (*311), que produz radiacdo de baixo nivel.

Quando os medicamentos se ligam a CD276, prevé-se que a radiacdo de 1311 danifique o ADN no
interior das células cancerigenas, provocando a sua morte.
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Que documentacao foi apresentada pela empresa a acompanhar o pedido?

A empresa apresentou os resultados de um estudo principal realizado em 109 criangas com
neuroblastoma cuja doenca se tinha disseminado para o cérebro ou para a medula espinal. Os doentes
no estudo receberam o Omblastys e os resultados foram comparados com os de um grupo de controlo
externo (outros doentes com neuroblastoma que ndo estavam no estudo e tinham recebido outros
tratamentos).

O principal parametro de eficacia foi a percentagem de doentes que ainda estavam vivos apds 3 anos.

Quais foram as principais razoes para a recusa da Autorizacao de
Introducao no Mercado?

A Agéncia considerou que ndo foi possivel chegar a nenhuma conclusdo sobre a eficacia do Omblastys.
Uma vez que o estudo principal ndo tinha nenhum comparador aleatorizado, ndo foi possivel
determinar os efeitos do tratamento. Além disso, ndo foi possivel verificar se os doentes do grupo de
controlo externo selecionado para referéncia pela empresa tinham um progndstico subjacente
semelhante ao dos doentes tratados com o Omblastys no estudo.

Por conseguinte, a Agéncia considerou que a relagao beneficio-risco do Omblastys no tratamento do
neuroblastoma ndo podia ser estabelecida. Consequentemente, a Agéncia recomendou a recusa da
autorizacao de introducdo no mercado.

Esta recusa afeta os doentes em ensaios clinicos?

A empresa informou a Agéncia de que ndo existem consequéncias para os doentes incluidos em
ensaios clinicos com o Omblastys.

Se estiver incluido num ensaio clinico e necessitar de mais informacgdes sobre o seu tratamento, fale
com o seu médico do ensaio clinico.
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