
 

The International PBC Summit  
c/o The PBC Foundation 
Unit 1, Dunfermline Business Centre 
Izatt Avenue 
Dunfermline, Fife, KY11 3BZ 
Vereinigtes Königreich 

Per E-Mail 
Europäische Arzneimittel-Agentur/Ausschuss für Humanarzneimittel 
Dr. Bruno Sepodes (bsepodes@ff.ulisboa.pt)  
Dr. Joachim Musaus (joachim.musaus@ema.europa.eu) 

Food and Drug Administration, Abteilung für Hepatologie und Ernährung  
Dr. Frank Anania (frank.anania@fda.hhs.gov) 

Health Canada 
Dr. Supriya Sharma (supriya.sharma@hc-sc.gc.ca) 

Regulierungsbehörde für Arzneimittel und Gesundheitsprodukte  
Dr. Greeves Kondowe (greeves.kondowe@mhra.gov.uk) 

Norwegische Arzneimittelbehörde (NOMA) post@noma.no 
Dr. Marit Hystad (Marit.Hystad@dmp.no) 
CC: Nye Metoder (nyemetoder@helse-sorost.no) 
CC: Prof. Dr. Bjorn Egil Vikse(bjorn.egil.vikse@helse-vest.no) 

Swissmedic, Schweizerische Zulassungs- und Kontrollbehörde für Heilmittel 
Dr. Eveline Trachsel (eveline.trachsel@swissmedic.ch) 

Betreff: Menschen mit PBC bitten um Ihre Zusammenarbeit, um einen Weg zur 
uneingeschränkten Zulassung von Zweitlinientherapien ohne langfristige 
placebokontrollierte klinische Studien zu schaffen 

Sehr geehrte Frau Dr. Sharma, sehr geehrte Frau Dr. Hystad, sehr geehrte Frau Dr. Trachsel, 
sehr geehrte Herren Dr. Sepodes, Dr. Musaus, Dr. Anania und Dr. Kondowe 

Der International PBC Summit bittet Sie dringend um Ihre Zusammenarbeit, um eine Lösung 
für die Überführung einer bedingten/beschleunigten Zulassung in eine 
reguläre/uneingeschränkte Zulassung von Zweitlinientherapien bei primär biliärer Cholangitis 
(PBC) zu finden. Der International PBC Summit ist ein von Patientinnen und Patienten 
geführtes Konsortium von Menschen, die sich für eine Verbesserung des Lebens von 
Menschen mit PBC einsetzen. Es besteht aus Betroffenen, Patientenorganisationen, 
Forschenden, medizinischen Fachpersonen und Vertreterinnen und Vertretern der Industrie 
aus sechs Kontinenten. Dazu gehören Teilnehmende aus Kanada, der Europäischen Union, 



 

dem Vereinigten Königreich und den Vereinigten Staaten. Weitere Einzelheiten finden Sie in 
Anhang 1. 

Zum Hintergrund: PBC ist eine lebenslange autoimmune cholestatische Lebererkrankung, die 
unbehandelt zu fortschreitender Fibrose, Zirrhose, Lebertransplantation und vorzeitigem Tod 
führen kann. PBC betrifft hauptsächlich Frauen im Alter von 40 bis 70 Jahren; die weltweite 
Inzidenz liegt zwischen 0,84 und 2,75 Fällen pro 100’000 Personen. Bereits in frühen 
Krankheitsstadien stellt PBC für viele, wenn auch nicht für alle Betroffenen eine erhebliche 
Belastung dar. Menschen mit PBC berichten im Vergleich zu Kontrollgruppen über eine 
geringere gesundheitsbezogene Lebensqualität (HRQoL), mit weitreichenden Auswirkungen 
auf die psychische, soziale, emotionale und körperliche Gesundheit. Zentrale und periphere 
Fatigue sowie Juckreiz gehören zu den belastendsten Symptomen und beeinträchtigen die 
Lebensqualität und die Alltagsbewältigung erheblich. Als seltene Erkrankung ist PBC in den 
Lebertransplantationszahlen überproportional vertreten, insbesondere aufgrund des 
ungedeckten medizinischen Bedarfs. Das Leben mit PBC belastet Betroffene und ihre Familien 
bzw. betreuenden Angehörigen stärker als das Leben mit anderen autoimmunen 
Lebererkrankungen. Schreitet die Erkrankung zu einer Leberzirrhose und anschliessend zur 
Dekompensation fort, leiden die Betroffenen unter einer stark eingeschränkten Lebensqualität, 
einer enormen Symptomlast und der psychischen Belastung durch die verschlechterte 
Prognose. (Literaturangaben siehe Anhang 3) 

Am International PBC Summit 2026 im April haben wir die Notwendigkeit erkannt, mit den 
Gesundheitsbehörden in den Dialog zu treten, um einen für alle Seiten akzeptablen weiteren 
Weg zu vereinbaren. 

Wir – Menschen mit PBC sowie unsere Teams aus medizinischen Fachpersonen und 
Patientenorganisationen – verstehen, dass die Zulassungsbehörden randomisierte, 
placebokontrollierte interventionelle klinische Studien als Goldstandard der Evidenz betrachten. 
Uns ist ebenfalls bewusst, dass Studien unter Einbezug von Real-World-Daten ein gewisses 
Mass an Unsicherheit hinterlassen. Denn trotz stetig verbesserter statistischer Methoden 
werden die beobachteten Effekte immer in gewissem Umfang durch Störfaktoren beeinflusst, 
da Therapieentscheidung und Therapieeffekt gemeinsam beurteilt werden. Wir wissen auch, 
dass die Behörden ihre regulatorische Flexibilität bereits genutzt haben, um solche Daten bei 
Zulassungsentscheidungen für andere, noch seltenere Orphan-Indikationen zu 
berücksichtigen. 
  
Als Gemeinschaft sind wir nach sorgfältiger Abwägung und gestützt auf die in Abschnitt 1.1 der 
beigefügten EASL-AASLD-Delphi-Konsenserklärung beschriebenen Erkenntnisse der 
Auffassung, dass der klinische Nutzen einer Therapie zur Senkung der alkalischen 
Phosphatase (ALP) bei PBC ausreichend belegt ist. Wir akzeptieren die verbleibende 
Unsicherheit aufgrund möglicher Störfaktoren in diesen Studien. Nicht hinnehmbar ist für uns 
jedoch, über längere Zeit mit hohen ALP- und/oder Bilirubinwerten zu leben. Denn es besteht 
ein dokumentiertes und reales Risiko, dass unsere PBC zu Leberdekompensation, 
Transplantation und Tod fortschreitet, während wir im Placeboarm einer Langzeitstudie keine 



 

wirksame Zweitlinientherapie erhalten. Wir sind überzeugt, dass Zulassungsbehörden und 
Unternehmen die Evidenz und deren Grenzen in den Produktinformationen angemessen 
erläutern können. So können wir als Betroffene gemeinsam mit unseren behandelnden 
Fachpersonen die richtigen Therapieentscheidungen treffen. 

In unserem Leben beobachten wir die Wirkung eines Medikaments niemals isoliert. Wir erleben 
stets die Auswirkungen der Entscheidung, ein Medikament einzunehmen, zusammen mit 
dessen Wirkung. In diesem Sinne bilden die in Real-World-Studien beobachteten Effekte 
unsere Wirklichkeit genauer ab. Dies stellt selbstverständlich sowohl eine Chance als auch eine 
Herausforderung dar. Der gegenwärtige Ansatz placebokontrollierter Bestätigungsstudien zur 
Behandlung von PBC ist jedoch nicht umsetzbar und lässt uns nur Herausforderungen zurück, 
von denen die meisten unüberwindbar sind. 

Wir bitten die Zulassungsbehörden, gemeinsam mit Betroffenen, Patientenvertretungen sowie 
unseren Partnern aus Wissenschaft und Industrie nicht placebokontrollierte Studiendesigns für 
Bestätigungsstudien bei PBC zu vereinbaren, wie dies in Abschnitt 2 der beigefügten 
Konsenserklärung empfohlen wird. Diese Designs werden es uns als Betroffenen ermöglichen, 
an solchen Studien teilzunehmen. Wir sind überzeugt, dass sie Ihnen zugleich erlauben, auf 
Grundlage der Ergebnisse regulatorische Entscheidungen zu treffen. 

Wir bitten Sie respektvoll um ein Treffen mit ausgewählten Vertreterinnen und Vertretern der 
Patientengemeinschaft, um dieses wichtige Anliegen gemeinsam voranzubringen. Herzlichen 
Dank für Ihre Aufmerksamkeit. Für Erläuterungen und die Beantwortung Ihrer Fragen stehen 
wir Ihnen jederzeit gerne zur Verfügung. 

Freundliche Grüsse 
Unterzeichnende Patientenorganisationen 
Kontakt: robert@pbcfoundation.international 
 
 
 
Asociación Albi - España  
Italy AMAF APS  
Australia Liver Foundation  
Botswana Organisation for   
    Rare Diseases (BORDIS)  
Casa Hunter  
CBP Portugal  
Croatian Rare Liver Foundation 
Deutsche Leberhilfe e.V.  

Dutch Liver Patients   
    Association (NLV)  
The Finnish Kidney and  
    Liver Association Forening  
    for Autoimmune  
    Leversykdommer (FAL)  
Fundacion Sayani  
Hepactive  
Hepatitis Hilfe Hetz  

Leverforenigen Denmark  
Liver Patients International  
Mijnlever  
PBC Föreningen Sverige    
PBC Foundation  
SLAP  
Swiss HePa - Swiss Liver   
    Patients Association  
Friends of PBC Foundation  

 
 
 



 

 
 

          

  
  
  
  

  

  

  
  
  
  



Anhang 1 
 
International PBC Summit 

Der International PBC Summit ist eine jährlich stattfindende internationale Veranstaltung, die 
für ihren einzigartigen Ansatz anerkannt ist. Sie bringt alle Interessengruppen der 
PBCGemeinschaft zusammen, um ungedeckte Bedürfnisse zu erkennen und wirkungsvolle 
Lösungen zu ermöglichen. Mit seinem bewusst mutigen und unkonventionellen Ansatz gibt der 
Summit den Menschen im Plenum mehr Einfluss als den Personen auf der Bühne. Es ist eine 
einzigartig gemeinschaftliche und interaktive Veranstaltung. 

Am Summit begegnen sich alle Teilnehmenden auf Augenhöhe: ohne Nachnamen, Funktionen, 
Titel oder Unternehmenszugehörigkeiten. Wir kommen als Expertinnen und Experten 
zusammen und bringen unser gemeinsames Wissen ein, um das Leben der von PBC 
betroffenen Menschen zu verbessern. Am Summit liegt die Gestaltungskraft nicht beim Podium, 
sondern im Plenum: Die Teilnehmenden entscheiden, wie es weitergeht und an welchen 
Themen im Laufe des Jahres gearbeitet wird. Alle können ihre Gedanken und Ideen am 
Rednerpult oder in den Gruppendiskussionen einbringen, wo wir den Wert jedes Vorschlags 
gemeinsam erörtern. Es gibt zwar einen Ablaufplan, doch die Agenda wird während der 
Veranstaltung von den Teilnehmenden des Summits gestaltet. 

Die beigefügte Publikation «Challenges facing the PBC community: insights from the PBC 
International Summit» fasst die Diskussionen, wissenschaftlichen Erkenntnisse und wichtigsten 
ungedeckten Bedürfnisse von Patientinnen und Patienten zusammen, die am PBC 
International Summit 2025 erörtert wurden. 



Anhang 2 
 
EASL-AASLD-Delphi-Konsenserklärung 

a. Vorliegende Evidenz (Abschnitt 1.1) 

b. Alternative Studiendesigns ohne langfristige Placebokontrolle (Abschnitt 2) 

    
 Abschnitt 1.1 Abschnitt 2 



Anhang 3 
 
Hintergrundinformationen zu PBC-Symptomen und Lebensqualität 

 

 


