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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Livmarli (maralixibat chlorid)

Spoloénost FGK Representative Service GmbH stiahla svoju ziadost o povolenie na uvedenie na trh pre
liek Livmarli na lieCbu progresivnej familiarnej intrahepatalnej cholestazy typu 2 (PFIC2) u pacientov
vo veku 1 rok a starsich.

Spoloénost svoju Ziadost stiahla 23. augusta 2021.

Co je liek Livmarli a na ¢o sa mal pouzivat?

Liek Livmarli bol vyvinuty ako liek na lieCbu progresivnej formy PFIC2 u pacientov vo veku 1 roka

a starSich. PFIC2 je dedi¢né ochorenie pecene, pri ktorom sa zl¢ové kyseliny hromadia v krvi a peceni a
spOsobuju svrbenie a poskodenie pecene. Tieto ZICové kyseliny su zlozky zICe, tekutiny vytvaranej v
peceni a uvolnenej do Criev, o pomaha pri traveni.

Liek Livmarli obsahuje lieivo maralixibat chlorid a mal byt dostupny vo forme roztoku na uzivanie
ustami.

Tento liek bol 16. januara 2014 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva
pri zriedkavych chorobach) na lieCbu progresivnej familidrnej intrahepatalnej cholestazy. Viac

informacii o oznacovani liekov ako lieky na ojedinelé ochorenia sa nachadza na webovom sidle
agentury: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Akym sposobom liek Livmarli Gacinkuje?

Predpoklada sa, ze liek znizuje mnozstvo ZICovych kyselin v krvi a peceni. Predpoklada sa, zZe lieCivo
lieku Livmarli, maralixibat chlorid, blokuje tuc¢inok proteinu zndmeho ako ASBT, ktory pomaha prenasat
zI¢ové kyseliny z ¢riev spat do krvi a peCene. Ked' su proteiny ASBT zablokované, ZI¢ové kyseliny sa
namiesto toho vylucuju z tela. Predpoklada sa, Ze sa tym znizi hromadenie ZI€ovych kyselin v krvi a
peceni, a tym sa zniZi svrbenie a poskodenie peene pozorované u pacientov s PFIC2.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Spoloénost predlozila vysledky jednej studie, na ktorej sa zudastnilo 25 pacientov s PFIC2 vo veku od 1
do 13 rokov lie¢enych liekom Livmarli pocas 5 rokov alebo dlhsie. Hlavnym meradlom ucinnosti bolo
znizenie hladiny ZICovych kyselin v krvi po 13 tyzdrioch liecby. Liek Livmarli sa neporovnaval s inymi
liekmi ani s placebom (zdanlivym liekom).

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v €ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako Eurdpska agenttra pre lieky vyhodnotila pévodné informacie, ktoré
spolo¢nost predlozila, a sformulovala zoznam otazok pre spolo¢nost. Spolo¢nost v ¢ase stiahnutia
Ziadosti este neodpovedala na otazky.

Aké bolo v tom case odporicanie agentiry?

Na zaklade preskimania Udajov mala agentlra v Case stiahnutia Ziadosti urcité vyhrady a dospela
k predbeznému stanovisku, Ze liek Livmarli nemdZe byt povoleny na lie¢bu PFIC2.

Vyhrady agentury sa tykali Ucinnosti lieku pri lieCbe PFIC2 na zaklade dolezitych nejasnosti tykajlcich
sa dostupnych Udajov. Pokial ide o Gcinnost, v $tudii sa nepreukazal vyznamny G&inok lie¢by u
pacientov s PFIC2 po 13 tyzdrioch lie¢by. Preto nebolo mozné vyvodit zavery o dlhodobej Géinnosti
lieku Livmarli v cielovej populacii pacientov. Agentlra mala tiez obavy v suvislosti s niektorymi
aspektmi vyrobného procesu a dodrziavanim spravnej vyrobnej praxe.

Agentura preto v Case stiahnutia Ziadosti zastavala nazor, ze prinosy lieku Livmarli neprevysuju jeho
rizika.
Aké ddvody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujlicom agentlre stiahnutie ziadosti spolo¢nost uviedla, ze rozhodnutie stiahnut
Ziadost je zaloZzené na zmene v podnikovych a regulaénych stratégidch spoloénosti po diskusii
s vyborom CHMP a na ocakavani dalSich nadchadzajucich udajov.

Ma stiahnutie Ziadosti vplyv na pacientov, ktori sa zacastinuja na klinickych
skdasaniach?

Spolo¢nost informovala agenttru, Ze pre pacientov pouzivajlcich liek Livmarli, ktori sa v siéasnosti
zUcCastnuju na klinickych skdsaniach, nevyplyvaju Ziadne dosledky.

Ak ste Gcéastnikom klinického sklSania a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho oSetrujuceho lekara.
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