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A Livmarli-ra (maralixibat-klorid) vonatkozo
forgalombahozatali engedély iranti kérelem visszavonasa

Az FGK Representative Service GmbH visszavonta az 1 éves és idésebb betegeknél a 2-es tipusu
progressziv familiaris intrahepatikus kolesztazis (PFIC2) kezelésére szant Livmarli-ra vonatkozd
forgalombahozatali engedély iranti kérelmét.

A véllalat 2021. augusztus 23-an vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi( gydgyszer a Livmarli és milyen alkalmazasra szantak?

A Livmarli-t 1 éves és id0sebb betegeknél a progressziv PFIC2 kezelésére fejlesztették ki. A PFIC2 egy
orokletes majbetegség, amelynek soran epesav halmozddik fel a vérben és a majban, ami viszketést
és majkarosodast okoz. Az epesav az epe alkotdrésze, amely a maj altal termelt és az emésztés
el6segitésére a belekbe juttatott folyadék.

A Livmarli hatéanyaga a maralixibat-klorid, és szajon at alkalmazando oldat forméajaban lett volna
kaphaté.

Ezt a gydgyszert 2014. januar 16-an a progressziv familiaris intrahepatikus kolesztazis kezelése
tekintetében ,ritka betegség elleni gydgyszerré” mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré
mindsitésrdl tovabbi informacié az Ugyndkség honlapjan talalhatd:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Hogyan fejti ki hatasat a Livmarli?

A gydgyszer varhatdan csokkenti az epesav mennyiségét a vérben és a majban. A Livmarli
hatéanyaga, a maralixibat-klorid vélhet6en gatolja az ASBT nevl fehérje hatasat, amely elGsegiti az
epesav visszaszallitasat a belekbdl a vérbe és a majba. Az ASBT fehérjék gatlasakor ehelyett az epesav
kitirtll a szervezetbdl. Ez varhatdan csdkkenti az epesav felhalmozddasat a vérben és a majban, és
ezaltal mérsékli a PFIC2-ben szenvedd betegeknél megfigyelt viszketést és majkarosodast.
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Milyen dokumentaciot nyujtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat egyetlen vizsgalat eredményeit nyUjtotta be, amelyben 25, PFIC2-ben szenvedd, 1-13 éves
beteg vett részt, akiket legfeljebb 5 évig vagy tovabb Livmarli-val kezeltek. A hatasossag f6 mutatdja
az epesav szintjének csokkenése volt a vérben 13 heti kezelést kdvetden. A Livmarli-t nem
hasonlitottak 6ssze mas gydgyszerekkel vagy placebdval (hatéanyag nélkili kezelés).

A visszavonas elott meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A kérelmet azt kdvetéen vontak vissza, hogy az Eurdpai Gyogyszerligyntkség mar értékelte a vallalat
altal eredetileg benyUjtott informacidt, és kidolgozott egy kérdéslistat. A vallalat a visszavonas
idépontjaban még nem valaszolt a kérdésekre.

Mit tartalmazott az Ugynokség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas id8pontjaban az adatok attekintése alapjan az Ugynékség részérdl néhany aggaly meriilt
fel, és az volt az ideiglenes véleménye, hogy a Livmarli alkalmazasa nem engedélyezhet6 a PFIC2
kezelésére.

A rendelkezésre all6 adatokat érint6 jelent8s bizonytalansagok alapjan az Ugyndkség aggalyai a
gyoégyszernek a PFIC2 kezelésében mutatott hatdsossagaval voltak kapcsolatosak. A hatasossag
tekintetében a vizsgalat 13 hetes kezelést kovetéen nem mutatott szignifikans terapias hatast a PFIC2-
ben szenved6 betegeknél. Ezért nem lehetett kovetkeztetéseket levonni a Livmarli hosszu tavu
hatdsossdgdra vonatkozodan a célpopulaciéban. Az Ugynékségnek aggalyai voltak a gyartasi folyamat
egyes szempontjaival és a helyes gyartasi gyakorlatnak valé megfeleléssel kapcsolatban is.

Ezért a visszavonas idépontjaban az Ugynékség meglatasa szerint a Livmarli elényei nem haladtak

meg a kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynékséget a kérelem visszavondsardl értesits levelében a vallalat Ugy nyilatkozott, hogy a

e

folytatott megbeszélést kovet6 valtozasan alapult, a jovébeli tovabbi adatokra késziilve.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tadjékoztatta az Ugyndkséget, hogy a visszavondsnak a Livmarli-val végzett klinikai
vizsgalatokban részt vevd betegekre nézve nincsenek kdvetkezményei.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vesz részt, és kezelését illeten tovabbi informacidra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.

A Livmarli-ra (maralixibat-klorid) vonatkozo6 forgalombahozatali engedély iranti
kérelem visszavonasa
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