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Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Livmarli (clorura de maralixibat)

FGK Representative Service GmbH si-a retras cererea de autorizare de punere pe piata pentru Livmarli,
pentru tratamentul colestazei intrahepatice familiale progresive de tip 2 (CIFP 2) la pacienti cu varsta
de 1 an si peste.

Compania si-a retras cererea in data de 23 august 2021.

Ce este Livmarli si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Livmarli a fost elaborat ca medicament pentru tratamentul CFIP 2 progresiv la pacientii cu varsta de
1 an si peste. CIFP 2 este o tulburare hepatica ereditara in care acizii biliari se acumuleaza in sange si
in ficat si cauzeaza mancarimi si afectare hepatica. Acesti acizi biliari sunt componente ale bilei, un
lichid produs de ficat si eliberat in intestine pentru a facilita digestia.

Livmarli contine substanta activa clorura de maralixibat si urma sa fie disponibil sub forma de solutie
care trebuia administrata oral.

Acest medicament a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in boli rare) la data de
16 ianuarie 2014 pentru tratamentul colestazei intrahepatice familiale progresive. Informatii
suplimentare privind desemnarea ca medicament orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Cum actioneaza Livmarli?

Se asteapta ca medicamentul sa reduca cantitatea de acizi biliari din sédnge si din ficat. Se considera ca
substanta activa din Livmarli, clorura de maralixibat, blocheaza actiunea unei proteine numite ASBT,
care ajuta la transportul acizilor biliari din intestine Tnapoi la sange si ficat. Cand proteinele ASBT sunt
blocate, acizii biliari sunt in schimb excretati din organism. Se asteapta ca acest lucru sa reduca
acumularea de acizi biliari in sadnge si in ficat si, astfel, sa reduca mancarimea si afectarea ficatului
observate la pacientii cu CIFP 2.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele unui singur studiu care a cuprins 25 de pacienti cu CIFP 2, cu varsta
cuprinsa intre 1 si 13 ani si care au fost tratati cu Livmarli timp de pana la 5 ani sau mai mult.
Principala masura a eficacitatii a fost o scadere a valorii acizilor biliari din sange dupa 13 sdptamani de
tratament. Livmarli nu a fost comparat cu alte medicamente sau cu placebo (un preparat inactiv).

In ce stadiu se afla evaluarea in momentul retragerii cererii?

Cererea a fost retrasa dupa ce Agentia Europeana pentru Medicamente evaluase informatiile initiale
prezentate de companie si formulase intrebari pentru aceasta. In momentul retragerii cererii, compania
nu raspunsese la intrebari.

Care a fost recomandarea Agentiei in momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor, in momentul retragerii cererii, Agentia avea unele motive de ingrijorare si a
dat un aviz provizoriu potrivit caruia Livmarli nu putea fi aprobat pentru tratamentul CIFP 2.

Motivele de ingrijorare ale Agentiei se refereau la eficacitatea medicamentului in tratamentul CIFP 2,
pe baza unor incertitudini importante cu privire la datele disponibile. Din punct de vedere al eficacitatii,
studiul nu a evidentiat un efect semnificativ al tratamentului la pacientii cu CIFP 2 dupa 13 saptamani
de tratament. Prin urmare, nu s-au putut trage concluzii cu privire la eficacitatea pe termen lung a
Livmarli la populatia de pacienti-tinta. Agentia a avut, de asemenea, motive de ingrijorare cu privire la
unele aspecte ale procesului de fabricatie si la conformitatea cu buna practica in fabricatie.

Prin urmare, la momentul retragerii cererii, in opinia Agentiei, beneficiile Livmarli nu depaseau riscurile

asociate.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

in scrisoarea prin care compania instiinteaza Agentia cu privire la retragerea cererii, compania a
declarat ca decizia de retragere a cererii s-a bazat pe o modificare in strategiile comerciale si de
reglementare ale companiei in urma discutiilor cu CHMP si in asteptarea unor date suplimentare
viitoare.

Retragerea acestei cereri afecteaza pacientii aflati in studii clinice?

Compania a informat Agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in studii clinice cu Livmarli.

Daca participati la un studiu clinic si aveti nevoie de informatii suplimentare despre tratamentul
dumneavoastra, adresati-va medicului din cadrul studiului clinic.
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