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10.000 kisiden 5 veya daha az kiside goriilen hastaliklara “nadir hastaliklar”; 50.000
kisiden 1 veya daha az kiside goriilen hastaliklara “¢ok nadir hastaliklar” denilmektedir. Bu
hastaliklar niifusun ¢ok az bir boliimiinde ortaya ¢iksa da genelde yliksek &liim oranlarina
sahip, yasami tehdit eden veya giigten diisiiren hastaliklardir. Diinyada % 80’ genetik gegisli
olan 6000-8000 nadir hastalik oldugu ve bu hastaliklarin toplumun %6-8’ini etkiledigi
diistintilmektedir.

Nadir hastaliklarla ilgili bilgi birikimi olduk¢a azdir ve bu nedenle de teshis edilmeleri
zor olmaktadir. Bir yandan 6zgii test yontemlerinin gelistirilmesi igin ¢alismalar siirerken
diger yandan tedavi segenekleri i¢in aragtirmalar siirmektedir. Cogu zaman nadir veya gok
nadir hastaliklar1 olan hastalar i¢in ya hi¢ tedavi segenedi bulunmamaktadir ya da varsa bile
cok az olmasindan kaynakl erisilebilir nitelikte olmamaktadir.

Yasami tehdit eden veya giigten diigiiren nadir hastaliklarin teshisi, 6nlenmesi veya
tedavisi igin tasarlanan tibbi iiriinlere ‘Yetim ilaglar (Orphan Drugs)’ denilmektedir. ¢Yetim’
olmalarinin sebebi; geleneksel olarak ilag endiistrisinin, ¢ok nadir hastaliklardan yakinan az
sayida hasta i¢in tasarlanan ilaglar gelistirme ve pazarlama konusuna g¢ok fazla ilgi
gostermemesidir. Ornegin yeni bir yetim ilacin gelistirilmesi yaklasik 12-13 yil almakta ve 1
milyar Avro’ya mal olmakta, ancak test edilip gelistirilen 5,000-10,000 molekiilden sadece
biri pazarlama ruhsati alip, hastalarin hizmetine sunulabilmektedir. Bu konuda Avrupa’daki
tabloyu esas aldigimizda; 80 ila¢ “yetim ilag (Orphan Drug)” statiisiinde iken sadece 11 ilag
“ultra yetim ilag” statiisiindedir.

Bugiin iilkemizde nadir hastaliklarla ilgili ¢ok fazla farkindaligin olmayiginin yani sira
en biiyikk sikintilardan birisi hiikiimetin nadir hastaliklarin tedavisinde kullamilan yetim
ilaglarla ilgili yillardir yaptigimiz uyarilara ragmen bir politikasinin hala daha olmamasidir.

Ornegin; SMA (Spinal Muscular Atrophy) hastaligiyla ilgili olarak gegtigimiz aylarda
kamuoyunda olusan toplumsal baski sonucunda Saglik Bakanlig:1 gerekli ¢alismalar1 yapmis
ve Spinraza (Nusinersen) adli ilag, SMA hastaliginin Tip 1 tiiriine sahip hastalar i¢in SGK
kapsamina alinmigtir. Spinraza(Nusinersen) adli ilagc ABD Gida ve Ilag Idaresi (FDA) ve
Avrupa Birligi Parlamentosu'ndan da onay alarak tim SMA hastaliginin tiim tipleri i¢in
kullanima sunulmustur.

Yine ALS hastaliginin tedavisi olmamasina karsin belirgin bir basar1 saglayan
Radicava isimli ilag konusunda da durum aymidir. Radicava isimli ilacin degeri 150.000
Amerikan Dolar1 olup ABD Gida ve Ilag Idaresi (FDA) onaylidir ancak yine bu ilag da SGK
6deme kapsaminda degildir ve bu ilaci yurtdisindan temin etmek isteyenler yillik doz igin
352.000 dolar 6demek zorunda kalmaktadirlar.

Nadir/gok nadir hastaliklar ve hastalari i¢in tani ve tedavi segeneklerinin aragtirlmasi- -
ve bu tedavilerin hastalara ulastirilabilmesi adina gerekli ¢alismalarin yapilmasi; ¢ok szf
hastaliklar ve hastalar i¢in yeni tedavi segenekleri arastirip gelistiren sirketlerin karg ?x SR
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giicliikler konusularak, bu konuda bir devlet politikas1 olusturulmasi son derece dnemlidir.
Hastalarin yasadigi mali ve idari kiilfetleri en aza indirecek, sosyal devlet olmanin geregini
saglayacak ‘Nadir hastaliklar ve yetim ilaglar’ politikasinin ivedi olarak olusturmasi
gerekmektedir.

Nadir hastaliklar konusunda iilkemizdeki tan1 ve tedavi siireglerinin aragstirilmasi,
yetim ilag aragtirmalarin siirdiiriilebilirliginin saglanmasi; farkindalik yaratmak; sosyal devlet
ilkesi geregi hastalarin tedaviye kolay erisiminin saglanmasi ve bir “yetim ila¢ politikasi”

olusturulmas1 amaciyla Anayasa’nin 98’inci, Igtiiziigiin 104 ve 105’inci m leri geregince
Meclis Arastirmasi agilmasi i¢in geregini saygilarim arz ederim.
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