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Retirada de la solicitud de autorizacion de
comercializacidon de Livmarli (cloruro de maralixibat)

FGK Representative Service GmbH retird su solicitud de autorizacién de comercializacién de Livmarli
para el tratamiento de la colestasis intrahepatica familiar progresiva de tipo 2 (CIFP2) en pacientes a
partir de 1 afio de edad.

La empresa retird la solicitud el 23 de agosto de 2021.

éQué es Livmarli y a qué uso estaba destinado?

Livmarli se desarroll6 como medicamento para tratar la CIFP2 progresiva en pacientes a partir de

1 afio de edad. La CIFP2 es un trastorno hepatico hereditario en el que se acumulan acidos biliares en
la sangre y el higado que causan picor y dafio hepatico. Estos acidos biliares son componentes de la
bilis, un liquido que produce el higado y que se libera en el intestino para ayudar a la digestion.

Livmarli contiene el principio activo cloruro de maralixibat e iba a presentarse en una solucién que se
tomaria por via oral.

Este medicamento fue designado «medicamento huérfano» (es decir, un medicamento utilizado en
enfermedades raras) el 16 de enero de 2014 para el tratamiento de la colestasis intrahepatica familiar
progresiva. Puede encontrarse mas informacion sobre la designacion de medicamento huérfano en la
pagina web de la Agencia: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-
designations/eu3131216.

éComo actua Livmarli?

Se espera que el medicamento reduzca la cantidad de acidos biliares en sangre e higado. Se cree que
el principio activo de Livmarli, el cloruro de maralixibat, bloquea la acciéon de una proteina conocida
como ASBT que ayuda a transportar acidos biliares del intestino a la sangre y el higado. En lugar de
esto, cuando se bloquean las proteinas ASBT, los acidos biliares se excretan del organismo. Se espera
gue esto reduzca la acumulacion de acidos biliares en sangre e higado, reduciendo asi el picor vy el
dafo hepatico observados en los pacientes con CIFP2.
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éQué documentacion presenté la empresa en apoyo de su solicitud?

La empresa presentd los resultados de un Unico estudio en el que participaron 25 pacientes con CIFP2
de entre 1 y 13 afios de edad que fueron tratados con Livmarli durante un maximo de 5 afios o mas. El
criterio principal de valoraciéon de la eficacia fue la disminucidn de los niveles de acidos biliares en
sangre al cabo de 13 semanas de tratamiento. Livmarli no se comparé con otros medicamentos ni con
un placebo (un tratamiento ficticio).

éEn qué fase se encontraba la evaluacion de la solicitud cuando fue
retirada?

La solicitud fue retirada después de que la Agencia Europea de Medicamentos hubiese evaluado la
informacidn inicial facilitada por la empresa y preparado una serie de preguntas. La empresa no habia
respondido a las preguntas en el momento de la retirada.

éQué recomendaba la Agencia en ese momento?

Estudiada la documentacién, en el momento de la retirada la Agencia tenia reservas vy,
provisionalmente, consideraba que Livmarli no hubiera podido aprobarse para el tratamiento de la
CIFP2.

Las reservas de la Agencia se referian a la eficacia del medicamento en el tratamiento de la CIFP2,
basandose en importantes incertidumbres sobre los datos disponibles. En términos de eficacia, el
estudio no demostrd un efecto significativo del tratamiento en pacientes con CIFP2 después de 13
semanas de tratamiento. Por tanto, no fue posible extraer conclusiones sobre la eficacia a largo plazo
de Livmarli en la poblacién de pacientes destinatarios. La Agencia también tenia reservas sobre
algunos aspectos del proceso de fabricacion y el cumplimiento de las buenas practicas de fabricacién.

Por consiguiente, en el momento de la retirada, la Agencia estimaba que los beneficios de Livmarli no
superaban a los riesgos.

éCuales fueron las razones aducidas por la empresa para retirar su
solicitud?

En el escrito en el que notificaba a la Agencia la retirada de su solicitud, la empresa declaré que la
decisiéon de retirarla se basaba en un cambio en las estrategias empresariales y reglamentarias de la
empresa tras el debate con el CHMP y en prevision de los proximos datos adicionales.

éQué consecuencias tiene esta retirada para los pacientes que participan en
los ensayos clinicos?

La empresa informd a la Agencia de que no hay consecuencias para los pacientes que participan en
ensayos clinicos con Livmarli.

Si participa usted en un ensayo clinico y precisa informacién adicional acerca de su tratamiento, hable
con su médico en el ensayo clinico.
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