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Asagidaki sorulanimin Saglik Bakani Sayin Fahrettin Koca tarafindan yazili olarak
cevaplandirilmasini arz ederim.

Saygilarimla.

Spinal Muskuler Atrofi (SMA) kas kayb: ve zayifligina ned /6l/an, ender rastalanan
bir hastaliktir. Viicuttaki pek ¢ok kasi tutan ve hareket kabiliyet' i etkileyen SMA, omurilikte
bulunan 6n boynuz motor sinir hiicrelerini etkilemekted:r. On boynuz hiicrelerinde goriilen
dejenerasyon nedeni ile SMA geni, kas kontroliinii saglayan sinirlerinin fonksiyonu icin
gerekli protein {iretimi gergeklestirilememekte, bu nedenle motor sinir hiicrelerinin
beslenememesine bagh olarak istemli kaslar gorevini yapamaz duruma gelmektedir. Sinir
hiicrelerinin iglevini yerine getirememesi, zayiflamaya ve genellikle o6limciil kas
gligsiizliiftine sebep olmaktadir. Goriilme siklig: diinya genelinde 10 bin dogumda bir iken,
tilkemizde 6 bin dogumda bir olarak ortaya ¢ikmaktadir.

SMA hastalig1 gosterdigi yas ile dogru orantili olmakla birlikte 4 tipi bulunmaktadir. 6
aylik ve daha kiigiik bebeklerde goriilen Tip-1 SMA hastalig1, 6 ila 18 aylik bebeklerde
goriilen Tip-2 SMA hastalif, 18. ay itibariyle baslayan Tip-3 SMA hastaligi, yetiskinlik
déneminde ortaya ¢tkan Tip-4 SMA hastaligi olarak ortaya ¢ikmaktadir.

Net bir tedavisi bulunmayan SMA hastalig1 ile son dénemde arastirmalar devam
etmekte, bu anlamda hastalik belirtilerinin azaltilmasi ve yasam kalitesinin yiikseltilmesi i¢in
¢esitli tedaviler gelistirilmesi yoniinde ¢alismalar yiiriitilmektedir. Bu calismalardan birisi de
ozellikle Tip-1 SMA hastalif1 i¢in gelistirilen ZolgenSMA olarak bilinen gen terapisidir. FDA
tarafindan 2019 yilinda onaylanan gen terapisi iilkemizde ¢ok yeni olmakla birlikte ilag
tedavisi tez doz olarak 2 yas altindaki bebeklere verilmektedir. Uygulanan tedavilerde olumlu
sonuglar alinmasi SMA hastasi ¢ocuklari olan aileler i¢in umut vericidir. Ancak fiyat1 2.1
milyon dolar olan bu ilacin karsilanmasi SMA hastalarinin aileleri i¢in zorlayici olmaktadir.
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. SMA Tip-1 hastalar1 i¢in uygulanan gen terapisinin SGK tarafindan karsilanmasi

konusunda ¢alismaniz var midir?
SMA hastaliginin tedavisi i¢in gelistirilen yontemlerin desteklenmesi ve tilkemizde

yapilmasi konusunda yapilan ¢alismalar var midir? Varsa ne asamadadir?



