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GENEL GEREKCE

Tiim diinyada oldugu gibi iilkemizde de cocuklarin hayatlarini kaybetmesine neden
olan SMA (spinal miiskiiler atrofi) son giinlerin en ¢ok konusulan saghk problemleri arasinda
yer aliyor.

SMA (spinal miskiiler atrofi), omurilikteki motor sinir hitcrelerini etkileyerek,
yiirlime, yemek yeme veya nefes alma kabiliyetini ortadan kaldirir. Bebekler i¢in bir numaralt
genetik Olim nedenidir. SMA, hayatta kalma motoru ndron geni 1'deki (SMNTI1) bir
mutasyondan kaynaklanir.

Saglikl1 bir insanda, bu gen kaslarimizi kontrol eden sinirlerin iglevi i¢in kritik olan bir
protein iiretir. Onsuz, bu sinir hiicreleri diizgiin sekilde islev géremez bu da zayiflatic1 ve
genellikle 6liimceiil kas zayifligina yol agar.

Baglang1¢ yasi ve elde edilen en yiiksek fiziksel ddniim noktasina gt')ré dort ana SMA
tipi vardir: [, IL, Il ve IV.

Ortalama her 8 bin canli dogumda 1 SMA hastast ¢ocuk diinyaya gelmektedir.
Maalesef yilda yaklagik 200 ¢ocugumuz SMA hastasi olarak diinyaya geliyor. SMA nin tagiyici
sikligina baktigimiz zaman tilkemizde her 30 ila 40 kisiden biri SMA tastyicisidir.

SMA hastaligy, aileleri hem maddi hem manevi olarak ¢aresiz birakmaktadir. SMA’l1
bir ¢ocugun tedavisinin {ilkemize maliyeti ortalama olarak 300 bin Amerikan Dolaridir.

Tiirkiye'de bu ilaglardan sadece bir tanesi, Spinraza, SGK tarafindan geri édemeli
olarak karsilaniyor.

Nadir goriilen bir kas hastalig1 olan baz1 SMA'l1 cocuklarin aileleri, zamanla yarisarak
cocuklarinin gerekli gordiikleri tedaviye erigebilmesi i¢in bagis kampanyalan diizenliyor.

Sosyal medyada karsimiza ¢ikan bagis kampanyalari ise ¢ocuklart icin yurt disinda
Zolgensma adi verilen ilag gen tedavisinin uygulanmasimi isteyen aileler tarafindan
diizenleniyor.

SMA gen bozuklugundan kaynaklanan, 6liimciil olabilen bir hastalik. Erken tam ve
tedavinin soz konusu hastalar i¢in cok énemlidir.

Bugiine kadar tip diinyasinda SMA'nin tedavi edilemeyen bir hastalik oldugu ifade
edilse de son yillarda gelistirilen ilaglar ile bu yaygm goriis degismeye bagsladi.

SMA'nin tedavisi igin simdiye kadar gelistirilén ve onay alan {i¢ tip ilag var.

Tiirkiye'de Spinraza adli ilag ile uygulanan tedavi, bir hayat boyu slirmesi gerektigi
icin aileler ¢ocuklarimin Zolgensma adh ilag ile tek seferde alacaklarn gen tedavisini tercih
edebiliyor. Zolgensma adli ilag 2019 yilinda piyasaya ¢iktiginda diinyanin en pahalt ilact olarak
lanse edildi. Su an i¢in sadece ABD ve Avrupa'da uygulanan bir ilag olan Zolgensma'nin piyasa
fiyat1 2 milyon dolar civarinda.

Bu ilag sadece ABD ve Avrupa'da uygulanmakta olup Tiirkiye'dg
konusu ilacin iilkemize giris izni olmadig i¢in tiim zorluklara ragmen goc
gotlirtip bu ilag ile tedavi etmek yolunu segiyorlar.




Tedaviler SGK tarafindan geri §deme kapsaminda olmadigi i¢in Yurtdisina gidis gelis
{icretini ve tedavinin masraflarini kargilayabilmek i¢in aileler malim miilki{inii satiyorlar, bu da
yetmez ise mecburen bagis kampanyalar: diizenlemek zorunda kaliyorlar. Ancak Tiirkiye'nin
cesitli yerlerinde, kdylerde, mezralarda yasayan hastalarin biiytik bir kismi sosyal medyada ne
bir kampanya baslatabilir ne de yiiriitebilir. S6z konusu ilaglann {ilkemize gelmesini timit
etmek ve beklemekten baska careleri yok.

Biitiin ¢ocuklarin hastah@ 6liimciil. Biitiin hastalar aym sikintilan yagiyor, biitiin
hastalarin esit derecede tedaviye ihtiyac var.

Bu sebeple kanun teklifimiz ile SMA hastasi tim g¢ocuklarn kritersiz ilaglara
ulasabilmelerini, hastalidin tedavisinde, giincel tedavi rehberleri dogrultusunda etkililigi ve
glivenilirligi bilimsel ve yeterli sayida klinik ¢alisma ile kamtlanmis, 8ncelikle FDA/EMA veya
PIC/S {iyesi bir iilke tarafindan ruhsatlandirilmig ve bu iilkelerde piyasaya verilmis olmasi
sartiyla kisiler soz konusu ilaglan istedikleri takdirde yurtdisindan getirebilmeleri, tiim
cocuklarin kaliteli, etkin ve esit bir sekilde maksimum tedaviden faydalanmasi
amaglanmaktadir.




ECZA TICARETHANELERIYLE SANAT VE ZIRAAT ISLERINDE KULLANILAN
ZEHIRLi VE MUESSIR KiIMYEVI MADDELERIN SATILDIGI DUKKANLARA
MAHSUS KANUNDA DEGISIKLIK YAPILMASI HAKKINDA KANUN TEKLIFi

MADDE 1- 2/3/1927 tarihli ve 984 sayili Ecza Ticarethaneleriyle Sanat ve Ziraat

Islerinde Kullanilan Zehirli ve Miiessir Kimyevi Maddelerin Satildigi Diikkanlara Mahsus
Kanunun 11 inci maddesinin ikinci fikrasina asagidaki ctimle eklenmistir. :
“Ancak spinal miiskiiler atrofi (SMA) hastalig1 tedavisinde kullanilan ve Amerikan Gida ve
[la¢ Kurumu (U.S. Food and Drug Administration-FDA) ya da Avrupa Ilag Kurumu (European
Medicines Agency-EMA) tarafindan onayh ilaglar, bu fikradaki sinirlamalara ve bagkaca bir
izne tabi olmaksizin yurt disindan temin edilebilir.” '

MADDE 2- Bu Kanun yaymmi tarihinde ytirtirliige girer.

MADDE 3- Bu Kanun hiikiimlerini Cumhurbaskani yiiriitiir.




