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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Livmarli (chlorek maraliksybatu)

Firma FGK Representative Service GmbH wycofata wniosek o dopuszczenie do obrotu produktu
Livmarli, ktory miat by¢ stosowany w leczeniu postepujacej rodzinnej cholestazy wewnatrzwatrobowej
typu 2 (PFIC2) u pacjentéw od 1. roku zycia.

Firma wycofata wniosek 23 sierpnia 2021 r.

Co to jest produkt Livmarli i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Livmarli opracowano jako lek stosowany w leczeniu postepujacej PFIC2 u pacjentéw od 1. roku zycia.
PFIC2 to dziedziczne zaburzenie czynnosci watroby, w ktérym kwasy zétciowe gromadza sie we krwi i
watrobie i powodujg swedzenie i uszkodzenie watroby. Kwasy zétciowe sg skfadnikiem zoéfci, czyli ptynu
wytwarzanego przez watrobe i uwalnianego do jelit w celu utatwienia trawienia.

Substancjg czynng zawarta w leku Livmarli jest chlorek maraliksybatu. Lek miat by¢ dostepny w
postaci roztworu doustnego.

W dniu 16 stycznia 2014 r. lek ten uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu postepujacej rodzinnej cholestazy wewnatrzwatrobowej. Wiecej informacji na temat uznania
za lek sierocy mozna znalez¢ na stronie Agencji:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Jak dziata produkt Livmarli?

Oczekuje sie, ze lek zmniejszy ilos¢ kwasdw zdtciowych we krwi i watrobie. Uwaza sie, ze substancja
czynna leku Livmarli, chlorek maraliksybatu, blokuje dziatanie biatka zwanego ASBT, ktore pomaga w
transporcie kwaséw zo6tciowych z jelit do krwi i watroby. Gdy biatka ASBT sg zablokowane, kwasy
zO6tlciowe sg w zamian wydalane z organizmu. Oczekuje sie, ze zmniejszy to gromadzenie sie kwaséw
zo6tciowych we krwi i watrobie, a tym samym zmniejszy swedzenie i uszkodzenie watroby obserwowane
u pacjentow z PFIC2.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki pojedynczego badania z udziatem 25 pacjentéw z PFIC2 od 1. roku zycia do
13 lat, ktérzy otrzymywali lek Livmarli przez okres co najmniej 5 lat. Gtdwnym kryterium oceny
skutecznosci byto zmniejszenie stezenia kwasdéw zotciowych we krwi po 13 tygodniach leczenia. Leku
Livmarli nie poréwnywano z innymi lekami ani z placebo (leczenie pozorowane).

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez Europejskg Agencje Lekéw oceny dokumentacji wstepnej
przedtozonej przez firme i sformutowaniu listy pytan. Firma wycofata wniosek jeszcze przed
udzieleniem odpowiedzi na pytania.

Jakie zalecenia wydata wéwczas Agencja?

W momencie wycofania wniosku Agencja zgtosita pewne zastrzezenia na podstawie przegladu danych i
wstepna opinia wskazywata, ze produkt Livmarli nie moze by¢ zatwierdzony w leczeniu PFIC2.

Zastrzezenia Agencji co do skutecznosci leku w leczeniu PFIC2 opieraty sie na istotnych niewiadomych
dotyczacych dostepnych danych. Pod wzgledem skutecznosci badanie nie wykazato istotnego wptywu
leczenia u pacjentéw z PFIC2 po 13 tygodniach leczenia. W zwigzku z tym nie byto mozliwe
wyciggniecie wnioskow na temat dtugoterminowej skutecznosci produktu Livmarli w docelowej
populacji pacjentéw. Agencja wyrazita rowniez zastrzezenia dotyczace niektérych aspektéw procesu
wytwarzania i zgodnosci z dobrymi praktykami wytwarzania.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku zdaniem Agencji korzysci ze stosowania produktu Livmarli
nie przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze decyzja o
wycofaniu wniosku wynika ze zmiany strategii biznesowych i regulacyjnych firmy po dyskusji z CHMP i
w oczekiwaniu na nadchodzace dodatkowe dane.

Jakie sa skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw obecnie bioracych udziat w
badaniach klinicznych z uzyciem produktu Livmarli.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych i potrzeby uzyskania doktadniejszych informacji o
leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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