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PovlaCenje zahtjeva za izdavanje odobrenja za stavljanje
u promet lijeka Livmarli (maraliksibat klorid)

Tvrtka FGK Representative Service GmbH povukla je svoj zahtjev za izdavanje odobrenja za stavljanje
u promet lijeka Livmarli za lijeCenje progresivne obiteljske intrahepatic¢ne kolestaze tipa 2 (PFIC2) u
bolesnika u dobi od jedne godine i starijih.

Tvrtka je povukla svoj zahtjev 23. kolovoza 2021.

Sto je Livmarli i za $to se trebao koristiti?

Livmarli je razvijen kao lijek za lijeCenje progresivne obiteljske intrahepati¢ne kolestaze tipa 2 (PFIC2)
u bolesnika u dobi od jedne godine i starijih. PFIC2 je nasljedni poremecaj funkcije jetre u kojem se
zucne kiseline nakupljaju u krvi i jetri te uzrokuju svrbez i osSteéenje jetre. Te su zucne kiseline
sastavni dio zuci, tekuéine koju proizvodi jetra i koja se oslobada u crijeva kako bi pomogla u probavi.

Livmarli sadrzi djelatnu tvar maraliksibat klorid i trebao je biti dostupan kao otopina koja se uzima kroz
usta.

Ovaj lijek uvrsten je na popis lijekova za rijetke bolesti dana 16. sijeCnja 2014. za lijeCenje progresivne
obiteljske intrahepati¢ne kolestaze. Dodatne informacije o uvrstenju na popis lijekova za rijetke bolesti
dostupne su na internetskim stranicama Agencije:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Kako djeluje Livmarli?

Ocekuje se da ce lijek smanjiti koli¢inu zucnih kiselina u krvi i jetri. Smatra se da djelatna tvar u lijeku
Livmarli, maraliksibat klorid, blokira djelovanje bjelancevine poznate kao ASBT, koja pomaze u
prijenosu Zucnih kiselina iz crijeva natrag u krv i jetru. Kada su bjelancevine ASBT blokirane, Zu¢ne
kiseline se umjesto toga izlucuju iz tijela. OCekuje se da ¢e se time smanjiti nakupljanje zuc¢nih kiselina
u krvi i jetri te tako smanjiti svrbez i oSteéenje jetre u bolesnika s poremecajem PFIC2.
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Sto je tvrtka dostavila u prilog svom zahtjevu?

Tvrtka je predstavila rezultate jednog ispitivanja koje je obuhvatilo 25 bolesnika s poremecéajem PFIC2
u dobi od jedne do 13 godina, a koji su lijeceni lijekom Livmarli u trajanju do pet ili vise godina. Glavno
mjerilo ucinkovitosti bilo je smanjenje razine zucnih kiselina u krvi nakon 13 tjedana lijeCenja. Lijek
Livmarli nije usporeden s drugim lijekovima ni s placebom (prividnim lijeCenjem).

U kojoj je fazi bila procjena zahtjeva kada je povucen?

Zahtjev je povucen nakon Sto je Europska agencija za lijekove procijenila inicijalne informacije koje je
tvrtka dostavila i sastavila popis pitanja za tvrtku. U trenutku povlacenja tvrtka jos nije bila dostavila
svoje odgovore na pitanja.

Koja je bila preporuka Agencije u tom trenutku?

Na temelju pregleda podataka, u trenutku povlacenja Agencija je smatrala da postoje razlozi za
zabrinutost te je njezino privremeno misljenje bilo da nije mogude dati odobrenje za lijek Livmarli za
lijeCenje poremecaja PFIC2.

Agencija je izrazila zabrinutost u pogledu udinkovitosti lijeka u lije¢enju poremecaja PFIC2 na temelju
vaznih nesigurnosti u pogledu dostupnih podataka. U pogledu ucinkovitosti, ispitivanje nije pokazalo
znatan ucinak lijecenja u bolesnika s poremecajem PFIC2 nakon 13 tjedana lijeCenja. Stoga nije bilo
moguce donijeti zakljuCke o dugoroc¢noj ucinkovitosti lijeka Livmarli u ciljnoj populaciji bolesnika.
Agencija je izrazila zabrinutost i u pogledu odredenih aspekata postupka proizvodnje i uskladenosti s
dobrim proizvodackim praksama.

Sukladno navedenome, Agencija je u vrijeme povlacenja smatrala kako koristi od lijeka Livmarli ne

nadmasuju s njim povezane rizike.

Koje je razloge za povlacenje zahtjeva navela tvrtka?

U svojem dopisu kojim obavjeStava Agenciju o povlacenju zahtjeva tvrtka je navela da se odluka o
povlacenju zahtjeva temelji na promjeni poslovnih i regulatornih strategija tvrtke nakon rasprave s
CHMP-om i u ocekivanju novih dodatnih podataka.

Ima li ovo povlacenje zahtjeva posljedice za bolesnike u klinickim
ispitivanjima?

Tvrtka je obavijestila Agenciju da nema posljedica za bolesnike koji su ukljuceni u klinic¢ka ispitivanja u
kojima se koristi lijek Livmarli.

Ako sudjelujete u klinickom ispitivanju te vam je potrebno vise informacija o lijeCenju, obratite se
lije¢niku koji vas lijeci.
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