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Avslag pa ansdkan om godkannande for férséljning av
Omblastys (omburtamab (131))

Europeiska lakemedelsmyndigheten har rekommenderat avslag pa ansékan om godkannande for
forsaljning av Omblastys, ett ldkemedel avsett fér behandling av neuroblastom, en séllsynt cancer som
bildas med hjalp av omogna nervceller.

Myndigheten utfardade sitt yttrande den 15 december 2022. Y-mAbs Therapeutics A/S, det féretag
som ansokte om godkdnnandet, kan begéra férnyad prévning inom 15 dagar fran det att féretaget
mottagit yttrandet.

Vad ar Omblastys och vad skulle det anvandas for?

Omblastys var avsett for behandling av neuroblastom hos tidigare behandlade patienter vars sjukdom
spridit sig till hjarnan, ryggmargen eller leptomeningerna (tunna vavnadshinnor som tacker och
skyddar hjarnan och ryggmargen).

Omblastys &r ett radioaktivt ldkemedel (innehdllande sm& mangder av en radioaktiv substans) som
innehaller den aktiva substansen omburtamab (131I) . Det skulle finnas som en infusionsvétska, l6sning
(dropp) och ges i ett befintligt vatskefyllt utrymme i hjarnan.

Den 27 februari 2017 klassificerades Omblastys som ett sarldkemedel (ett Idkemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) fér behandling av neuroblastom. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns pd EMA:s webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3-
17-1839.

Hur verkar Omblastys?

Den aktiva substansen i Omblastys, omburtamab (131I), & en monoklonal antikropp (en typ av
protein) som utformats for att kanna igen och binda till ett protein som kallas CD276. Denna
monoklonala antikropp finns pa neuroblastomcellernas yta, men férekommer inte hos normala celler.
Den har forts samman med radioaktivt jod (13!I) som alstrar I1&ggradig stralning.

N&r ldkemedlet faster vid CD276 forvéntas stralningen fran 1311 skada det DNA som finns inuti
cancercellerna och ddarigenom orsaka dessa cellers dod.
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Vad har foretaget lamnat in som stoéd for sin ansékan?

Foéretaget lamnade in resultaten fr@n en huvudstudie p& 109 barn med neuroblastom som hade spridit
sig till hjarnan eller ryggmargen. Patienterna i studien fick Omblastys och resultaten jamférdes med
resultaten fran en extern kontrollgrupp (andra patienter med neuroblastom som inte ingick i studien
och som hade fatt andra lakemedel).

Huvudeffektmattet var andelen patienter som fortfarande levde efter 3 ar.

Vilka var de framsta skalen till att avsld ansokan om godkdannande for
forsdljning?

Myndigheten ansag att det var omdjligt att faststélla om Omblastys var effektivt mot sjukdomen.
Eftersom huvudstudien inte hade ndgot randomiserat jamférelselikemedel var det inte méjligt att
faststalla en behandlingseffekt. Det kunde heller inte faststallas huruvida patienterna i den externa
kontrollgrupp som foretaget valt som referens hade en underliggande prognos liknande den hos
patienterna som behandlades med Omblastys i studien.

Myndigheten ansdg darfor att nytta-riskforhallandet for Omblastys vid behandling av neuroblastom inte
kunde faststallas. Myndigheten rekommenderade foljaktligen att godkdnnande for forsaljning inte
skulle beviljas.

Paverkar detta avslag patienter som deltar i kliniska provningar?

Foretaget informerade myndigheten om att beslutet inte far nagra foljder for patienter i kliniska
prévningar med Omblastys.

Om du deltar i en klinisk prévning och behdver mer information om din behandling kan du kontakta
lakaren i den kliniska prévningen.
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