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Aterkallande av ansdkan om godkannande for forsaljning
av Livmarli (maralixibatklorid)

FGK Representative Service GmbH aterkallade sin ansékan om godkannande for forséljining av Livmarli
for behandling av progressiv familjér intrahepatisk kolestas typ 2 (PFIC2) hos patienter fran 1 ars
alder.

Féretaget aterkallade sin ansdkan den 23 augusti 2021.

Vad ar Livmarli och vad skulle det anvandas for?

Livmarli togs fram som ett lakemedel for behandling av progressiv PFIC2 hos patienter fran 1 ars
alder. PFIC2 &r en arftlig leversjukdom déar gallsyror ansamlas i blodet och levern och orsakar klada
och leverskada. Dessa gallsyror &r bestandsdelar i gallan, en vatska som bildas i levern och frisatts i
tarmarna for att underlatta matsmaltningen.

Livmarli inneh8ller den aktiva substansen maralixibatklorid och skulle finnas som en I6sning som skulle
tas genom munnen.

Livmarli klassificerades den 16 januari 2014 som ett sarlakemedel (ett Idkemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid behandling av progressiv familjar intrahepatisk kolestas.
Mer information om klassificeringen som sarldkemedel finns pd EMA:s webbplats:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3131216.

Hur verkar Livmarli?

Lakemedlet férvantas minska mangden gallsyror i blodet och i levern. Den aktiva substansen i
Livmarli, maralixibatklorid, antas blockera verkan av ett protein som kallas ASBT och som hjalper till
att transportera gallsyror fran tarmarna tillbaka till blodet och levern. Nar ASBT-proteiner blockeras
utsdndras gallsyrorna i stallet ut ur kroppen. Detta férvdantas minska ackumuleringen av gallsyror i
blodet och levern, och ddrmed minska klddan och leverskadan som ses hos patienter med PFIC2.
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Vad har foretaget lamnat in som stoéd for sin ansékan?

Foretaget lade fram resultaten fran en enda studie pd 25 patienter med PFIC2 som var 1-13 &r gamla
och behandlades med Livmarli i upp till 5 ar eller langre. Huvudeffektmattet var en minskning av
halten av gallsyror i blodet efter 13 veckors behandling. Livmarli jamférdes inte med andra lakemedel
eller placebo (overksam behandling).

Hur langt hade utviarderingen kommit nar ansokan drogs tillbaka?

Ansotkan drogs tillbaka efter att Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) hade utvarderat den
ursprungliga informationen frén féretaget och sammanstallt en fragelista. Vid tidpunkten for
dterkallandet hade féretaget &nnu inte besvarat fragorna.

Vad rekommenderade EMA vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna hyste EMA vid tidpunkten for dterkallandet vissa
betankligheter och ansdg preliminart att Livmarli inte skulle ha kunnat godk&nnas for behandling av
PFIC2.

EMA:s betankligheter géllde ldkemedlets effekt vid behandling av PFIC2, baserat pa viktiga
osakerhetsfaktorer avseende de tillgéngliga uppgifterna. Vad géller effekt visade inte studien ndgon
signifikant behandlingseffekt hos patienter med PFIC2 efter 13 veckors behandling. Det var darfor inte
mojligt att dra ndgra slutsatser om Livmarlis 18ngsiktiga effekt hos malpatientpopulationen. EMA hyste
ocksa betankligheter om vissa aspekter av tillverkningsprocessen och efterlevnaden av god
tillverkningssed.

Vid tidpunkten fér dterkallandet ansdg darfér EMA att nyttan med Livmarli inte évervégde riskerna.
Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdkan?

I skrivelsen till myndigheten om att ansékan aterkallas uppgav féretaget att beslutet att aterkalla
ansdkan byggde pa en dndring av féretagets affars- och tillsynsstrategier efter diskussion med
kommittén for humanlakemedel och i vdntan pa kommande ytterligare data.

Paverkar detta dterkallande patienter som deltar i kliniska provningar?

Féretaget informerade myndigheten om att aterkallandet inte far nagra féljder fér patienter som deltar
i kliniska prévningar med Livmarli.

Om du deltar i en klinisk prévning och behéver mer information om din behandling kan du kontakta
lakaren i den kliniska provningen.
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