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Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Livmarli (maralixibat chlorid)

Spolecnost FGK Representative Service GmbH stahla svou zadost o vydani rozhodnuti o registraci
pfipravku Livmarli uréeného k 1é¢bé progresivni familiarni intrahepataini cholestazy typu 2 (PFIC2) u
pacientl ve v&ku od 1 roku.

Spolecnost svou Zadost stahla dne 23. srpna 2021.

Co je pripravek Livmarli a k cemu mél byt pouzivan?

Pripravek Livmarli byl vyvinut jako IéCivy pripravek k 1é¢bé progresivni familiarni intrahepatalni
cholestéazy typu 2 u pacientl ve véku od 1 roku. Progresivni familiarni intrahepatalni cholestaza typu 2
je dédi¢né onemocnéni jater, pfi kterém se v krvi a jatrech hromadi Zlu¢ové kyseliny a které zplsobuje
svédéni a poskozeni jater. Tyto ZluCové kyseliny jsou slozky zluci, coz je tekutina tvofena v jatrech a
vylucovana do stfev za Ucelem usnadnéni traveni.

Pfipravek Livmarli obsahuje IéCivou latku maralixibat chlorid a mél byt dostupny ve formé roztoku

k uzivani Usty.

Tento lécCivy pripravek byl oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni® dne 16. ledna 2014
a mél byt urcen k 1é¢bé progresivni familiarni intrahepatalni cholestazy. Dalsi informace o tomto

vzacném onemocnéni naleznete na internetovych strankach agentury na adrese
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Jak pripravek Livmarli pGsobi?

Ocekava se, ze tento léCivy pripravek snizuje mnozstvi zlu¢ovych kyselin v krvi a jatrech. Pfedpoklada
se, ze |é¢iva latka v pripravku Livmarli, maralixibat chlorid, blokuje plisobeni bilkoviny zndmé jako
ASBT, ktera pomaha prepravovat zlucové kyseliny ze stfev zpét do krve a jater. Pfi blokovani bilkovin
ASBT se ZluCové kyseliny misto toho vylucuji z téla. Ocekava se, Ze se tim snizi hromadéni zlucovych
kyselin v krvi a jatrech a zarover zmirni svédéni a poskozeni jater pozorované u pacientll s progresivni
familidrni intrahepatalni cholestazou typu 2.
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Jakou dokumentaci predlozila spole¢nost na podporu své zadosti?

Spole¢nost predlozila vysledky jediné studie zahrnujici 25 pacientd s progresivni familiarni
intrahepatalni cholestazou typu 2, ktefi byli ve véku 1 az 13 let a byli I&éCeni pfipravkem Livmarli po
dobu az 5 let nebo déle. Hlavnim méfitkem Ucinnosti bylo snizeni hladiny zlucovych kyselin v krvi po
13 tydnech IéCby. Pfipravek Livmarli nebyl srovnavan s jinymi IéCivymi pfipravky nebo placebem
(nedcinnym pripravkem).
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V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Zadost byla staZena poté, co Evropska agentura pro lé¢ivé pFipravky posoudila vychozi dokumentaci
predlozenou spolecnosti a vypracovala otazky pro spole¢nost. V dobé stazeni zadosti nebyly tyto
otazky spolecnosti zodpovézeny.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

Na zakladé vyhodnoceni dostupnych Gdaji méla agentura v dobé stazeni zadosti urcité pochybnosti
a jeji prozatimni stanovisko bylo, Ze ptipravek Livmarli nem{zZe byt schvalen k 1é¢bé& progresivni
familiarni intrahepatalni cholestazy typu 2.

Obavy agentury se tykaly uUcinnosti tohoto pfipravku v rdmci 1éCby progresivni familiarni intrahepatalni
cholestazy typu 2 na zdklad& zna&né nejistoty ohledné dostupnych dajd. Pokud jde o Gé&innost, studie
u pacientd s progresivni familidrni intrahepatalni cholestdzou typu 2 neprokazala po 13 tydnech lé¢by
vyznamny |écebny Ucinek. Nebylo proto mozné vyvodit zavéry o dlouhodobé Gcinnosti pripravku
Livmarli v cilové populaci pacientd. Agentura méla pochybnosti také o nékterych aspektech vyrobniho
procesu a dodrzovani spravné vyrobni praxe.

Agentura proto v dobé staZeni Zadosti zastavala nazor, ze pfrinosy pfipravku Livmarli nepfevysuji jeho
rizika.
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Jaké dtlivody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze rozhodnuti
stahnout Zadost je zaloZzeno na zméné obchodni a regulacni strategie spolecnosti po projednani
s vyborem CHMP a v o¢ekavani dalsich udaja.

Jaké jsou disledky stazeni Zzadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii?

Spoleénost informovala agenturu, Ze stazeni zadosti nema zadné ddsledky pro pacienty, ktefi jsou
v soucasné dobé zarazeni do klinickych studii s pripravkem Livmarli.

Pokud jste zafazeni do klinické studie a potfebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé&, obratte se na
svého lékafe v ramci klinické studie.
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