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TURKIYE BUYUK MILLET MECLISi BASKANLIGINA

Asagidaki sorularimin Saghk Bakam Fahrettin KOCA tarafindan Anayasa’nin
98’inci ve TBMM I¢tiiztigiiniin 96’mc1 ve 99’uncu maddeleri geregince yazili olarak

cevaplandirilmasini arz ederim.

Serpil KEMALBAY PEKGOZEGU

izmir Milletvekili

Diinya genelinde yaklagik 10 binde 1 kiside goriilen SMA hastaligina, Tiirkiye’de yaklasik
6.000 dogumda bir rastlanmaktadir. Her ne kadar Saglik Bakanligimin verilerinde biiyiik
kismim bebek ve ¢ocuklarin olusturdugu toplam SMA hastasi sayistmin 1619 oldugu
belirtilmis olsa da birgok veride 4000°e yakin SMA hastasmin oldugu tahmin edilmektedir.
Izmir’de dogduktan ii¢ ay sonra hastalifinin teshisi konan ve durumu giin gectikce kotiilesen
Riizgar Bebek gibi bir ¢ok bebek ve ¢ocuk solunum cihazlarinda kiigticiik bedenleriyle yasam

miicadelesi verirken birgok SMA hastasi bebek ve cocuk yasamini yitirmektedir.

TBMM'de 08.05.2019 tarihinde kurulan "Als, Sma, Dmd, Ms Hastaliklarinda ve Kesin
Tedavisi Bilinmeyen Diger Hastaliklarda Uygulanan Tedavi Ve Bakim Yontemleri Ile Bu
Hastaliklara Sahip Kisiler Ve Yakinlarmin Yasadiklari Sorunlarin ve (ozlimlerinin
Belirlenmesi Amaciyla Kurulan Meclis Arastirmast Komisyonu’'nda tamami bilim
insanlarindan olusan kisilerin goriislerine basvurulmus ve nadir hastaliklarla ilgili ¢oziim

Onerileri goriisiilmiis ve bu ¢6ziim o6nerileri Mart 2020'de 298 sayfalik bir raporla
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yaymnlamigtir. Ancak yetkili mercilerce aradan gegen bir buguk yila yakin bir siiregte raporda

ifade edilen ¢6ziim Gnerilerine dair olumlu sayilabilecek bir somut adim atilmamustir.

Son yillarda yapilan arastirmalarda bu nadir hastaliklara iliskin yeni ilaglarla 6zellikle ABD
ve Avrupa'da uygulanan tedavilerde 6nemli oranda yol alindigi bilinmektedir. Diinyada
hastaligin tedavisinde kullamlmak iizere gelistirilmis ve onay almis ti¢ farkh ila¢ bulunmasina
ragmen Tirkiye’de yalnizca 2017 yilinda SMA Tip 1 igin onaylanan Sprinraza adli ilag 2019
‘da SMA Tip II ve Tip III i¢in de SGK tarafindan karsilanmaktadir. SMA hastalarina,
Spinraza tedavisinin baginda ve tedavi siiresince bir takim fizik hareketleri yaptirilarak testlere
tabi tutulmaktadir. CHOP-INTEND skorlama mekanizmas: ad: verilen bu testlerde, istenilen
puant alamayan hastalarin tedaviye devam etmesine izin verilmemekte, tedaviden mahrum
kalmaktadirlar. ~ Ayrica; aileler tarafindan yapilan aciklamalar ve eylemlerde pandemi
siirecinde birgok hastanin ilaca erisimde zorluklar yasadigl, Ozellikle son donemlerde
SGK'daki biitge sikintist nedeniyle hastalara ilag temin edilemedigi ileri siiriilmekte, pandemi
kosullarinda tedavi ile birlikte yiiriitiilmesi gereken fizik tedavilerinin aksadif1, tedavi

stirecinin ise fiziksel ve psikolojik olarak ¢ok yipratici oldugu dile getirilmektedir.

Tirkiye’de sadece Spinraza adli ilacin SGK tarafindan 6dendigini ancak bu ilacin dmiir boyu
kullamlmasi gerektiginden ailelerin bir kismi SMA Tip I hastasi olan cocuklarinin yurt
disinda hastaligin tedavisinde umut verici sonuglari bulunan gen tedavisini almasi i¢in hastane
masraflar1 da dahil edildiginde yaklagtk 2.3 milyon dolart bulan meblaglar1 bireysel
kampanyalar iizerinden toplamaya c¢alismaktadirlar. Amerikan Noroloji Akademisi'nce
yapilan ilaglarin etkinlik karsilastirmasinda Zolgensma’nin %95, Risdiplam’in %88,

Spinraza’min ise etkinliginin %61 oldugu seklinde bir agiklama yapilmistir,

Zolgensma adli ilag 40’tan fazla iilkede halihazirda kullanilmaktadir. Ayrica; bu ilag tek
seferde uygulanan bir ilag olup, 2 yagindan énce uygulandiginda SMN-1 geninin yerine
gegerek, hastalifr ortadan kaldirma basaris1 gosterdigi de yapilan birgok bilimsel caligmalarla
ifade edilmistir. Diinyanin en bilyiik ilk bes ekonomisi i¢inde olan Japonya ise Zolgensma'y1

genel saglik sigortas: kapsaminda ihtiya¢ duyan tiim vatandaslarina ticretsiz saglamaktadir.

Tarafimizca 03.01.2021 tarihli agiklamanizda ‘gen tedavisinin etkinligine dair bilimsel
platformlarda  yayinlanan kamitlarin  heniiz  yeterli diizeyde’ olmadig1 ve ‘hdlihazirda
uygulanan tedaviye ustinliigiine dair kanit bulunmadigr’ belirtilmistir. Bilimsel yeterliligi
kanitlanmamis ve gerekli deneyleri tamamlamamis bir ilacin FDA ve EMA onayini
alamayacag1 agiktir. Ayrica; bu agamalardan gegmemis bir ilacin 22.12.2020 tarihinde

TITCK yurt digt aktif ilag listesinin en bagia dahil edilmesinin miimkiin olmayacag: agiktir.
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Bir diger husus ise bu aciklamanin iilkemizde Zolgensma’y: regete eden ve bebek adina
TITCK’ya basvuran doktorlarin tedaviyi belirleme 6zgiirliigiine miidahale niteligi
tasimaktadir. Her SMA’l1 bebek i¢in ilact recete eden hekimin TITCK ’ya ayr1 bagvuru yapma
zorunlulugu meveuttur. TITCK kendisine gelen her bagvuruyu titizlikle ve ayri ayri
degerlendirmekte ve gergekten fayda gorecek bebek adina ilacin yurtdisindan getirilmesi i¢in
ilgili onay1 vermektedir. Bu onayin bir bebek i¢in verilmis olmasi da ilacin bilimsel etkinligini
tasdiklemektedir. Hal béyle iken tarafinizdan ailelerin umutlandigi bu tedaviye yonelik olarak
baglatmis olduklari kampanyanin suistimal edilmesi, kirli kampanyaya déniistiiriilmesi

vicdanlar yaralamistir.

Yasam hakki, hem Anayasa ile hem de Avrupa Insan Haklan Sozlegmesi ile garanti edilmis,
kisinin fiziksel varligini siirdiirebilmesinin glivencesini olusturan en temel insan hakkidir.
Avrupa Insan Haklari Mahkemesi ictihatlari, devletlerin kendi yetki alanlarinda bulunanlarin

hayatini korumak yéniinde pozitif yikiimliiltigii oldugunu da hatirlatmaktadir.

Bu baglamda;

1- Tirkiye’deki SMA hasta sayisi tam olarak kagtir? Bu hastalarin bebek, cocuk ve yetiskin
olarak tam sayilar1 nedir?

2- Tirkiye'de son 5 yilda kag hastaya SMA tanis1 konmustur? Bunlarin kag¢1 0-10 yas
araligindadir?

3- Bakanhigimza bagl Tiirkiye ilag ve Tibbi Cihaz Kurumu'ndan tedavi slireci i¢in onay alan
SMA hasta sayisi1 kagtir?

4- Son 10 yilda SMA hastalig1 kag hasta yagamin yitirmistir?

5- Aileler tedavi esnasinda gereken puana sahip olamayan hastalarin tedavisinin kesildigini
tistelik bu asamalar1 tespit eden testlerin hastalardaki her gelismeyi  dogru
degerlendirmedigini ifade etmektedirler. Tedavinin kesilmesinin sebebi olarak géziiken
testlerin dogrulugunun kriterleri nelerdir?

6- Halihazirda 40" 1n tizerinde iilkede uygulanan ve 20’nin tizerinde iilkede 0deme kapsamina
almmis olan, FDA ve EMA tarafindan onay almig, dogru zamanda ve sekilde uygulandig
zaman ytizde 95 gibi ciddi bir etkililik oram sagladifi Amerikan Noroloji Demegi
tarafindan tespit edilen Zolgensma adli ilaca yonelik bakanliginiz tarafindan bilimsel veri
olmadiginin &ne siiriilmesinin nedeni nedir? Bu ifadelerin bilimsel gerekgeeleri nelerdir?

7- Hali hazirda 40°dan fazla iilkede uygulanan Zolgensma gen tedavisini talep eden ailelerin

bu taleplerine cevap verilecek midir?
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8- Cocuklarinin yasamalar i¢in adeta zamanla yansan ailelerin yardim kampanyalarinin
Valilik iznine baglanmasinin gerekgesi nedir?

9- “Gen tedavisinin etkinligine dair bilimsel platformlarda yaymlanan kamitlarin heniiz
yeterli diizeyde olmadigr” yoniindeki agiklamalarimzla TITCK’nin Yurt Disi ilag
Listesi’nin ilk baginda olmasinin agiklamasi nedir?

10- Tiirkiye’den yurtdisina tedavi veya teshis amaciyla génderilen SMA hasta sayis1 kagtir?

11-SMA Tip I hastast ¢ocuklarin sadece birkaginin bu tedaviye ulasmasi ve ¢ogunlugun
tedaviye erigememesinin esitlik ilkesine aykirilik olusturdugunu diisiiniiyor musunuz?

12- Gebelik Oncesi SMA tastyicilik testinin yapildig: tarafinizdan ifade edilmesine ragmen

halen yapilmamasinin nedeni nedir?

13- Ozellikle Tip 1 hastalarmin evde fizik tedavi hizmetinin SGK tarafindan karsilanmasi

yoniinde Bakanhiginizin herhangi bir ¢alismas: var midir?

14- Als, Sma, Dmd, Ms Hastaliklarinda ve Kesin Tedavisi Bilinmeyen Diger Hastaliklarda
Uygulanan Tedavi Ve Bakim Yontemleri Ile Bu Hastaliklara Sahip Kisiler Ve
Yakinlaninin Yasadiklart Sorunlarin ve Coziimlerinin Belirlenmesi Amaciyla Kurulan
Meclis Aragtirmasi Komisyonu’nun Raporunda yer alan ¢dziim onerilerinden hangileri

uygulamaya konmustur?

15-SMA hastalig1 tedavisinde uygulanan kriterlerin kaldinlmasina yénelik Bakanligiizca
herhangi bir ¢alisma yapilacak midir?

16- SMA hastalarinin bakimu i¢in ailelere bakim hizmeti destegi verilmesi planlanmakta
midir?

17- Tiirkiye genelinde kag¢ adet kas hastaliklar1 merkezi bulunmaktadir? Bulunan merkezler
yeterli gelmekte midir? Arttirnlmasina y6nelik olarak Bakanligimzca bir galigma yapilacak

madir?



