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Spinal Muskiiler Atrofi olan SMA, omurilikte bulunan motor sinir hiicrelerinin kaybindan &tiirii
ortaya ¢ikan, kas kaybina ve kas zayifligma sebep olan bir hastaliktir. SMA hastalarindaki
SMN1 ve SMN2 genleri yeterli proteini iiretemedigi i¢in viicuttaki motor sinir hiicreleri
beslenememekte ve bunun sonucunda istemli kaslar gorevini yapamaz hale gelmektedir. Dort
tipi olan SMA hastaliginin diinyada gériilme sikligi 10 binde bir, Tiirkiye'de goriilme siklig1 ise
6 binde birdir.

SMA hastalig1, 2016 yilina kadar tedavisi yapilamayan hastaliklar arasinda yer almaktayd.
2016 yilinda ise marka ad1 Spinraza olan nusinersen adli ilacin piyasaya ¢itkmasi ile bu durum

degismistir. Bu ilag, Tiirkiye'de SMA'ya y6nelik uygulanan tek tedavi yOntemidir.

Bugiin halen devam eden klinik deneyler disinda diinya ¢apinda, Amerikan Gida ve Ilag Dairesi
(FDA) onayli SMA tedavisi i¢in kullanilan Spinraza'min da i¢inde oldugu toplamda tig ilag
bulunmaktadir. Bunlardan biri de Zolgensma adli ilag ile uygulanan gen tedavisi, digeri ise adi

Evrysdi olan risdiplam adli ilagtir.

Tiirkiye'de Spinraza adli ilag ile uygulanan tedavi, bir hayat boyu siirmesi gerektigi icin aileler
¢ocuklarmin Zolgensma adli ilag ile tek seferde alacaklar1 gen tedavisini tercih etmektedir. Bu
ilag sadece ABD ve Avrupa'da uygulandig1 igin 2 milyon dolar1 bulan bu tedavinin masraflarini

kargilayabilmek igin aileler bagis kampanyalar1 diizenlemektedir.
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Tiirkiye'de Spinraza ile uygulanan tedavi siirecinin fiziksel ve psikolojik olarak ¢ok yipratict
oldugu aileler tarafindan dile getirilmektedir. SMA hastas: cocuklarin ila¢ kullaniminin

ardindan gelisim gostermemeleri durumunda ilag kesilmektedir.

SMA hastasi ¢ocuklarin aileleri ¢ocuklarinin kritersiz bir sekilde tiim ilaglara ulagabilmesini ve
tim ilaglarin 6deme kapsamina alinmasmi talep etmektedir. SMA tedavisinde cocuklarin

lyilesme siireci i¢in glinlerin hatta saatlerin 6nemi oldukga kritik diizeydedir.

SMA hastalifini 6nlemek igin uygulanabilecek en etkili yontem ise ¢ocuk sahibi olmak isteyen
¢iftlere yapilan bir test ile tastyici olup olmadiklarini belirlemektir. SMA Hastalig1 Ile Miicadele
Dernegi'nden Ece Soyer Demir, bu hastaligin énlenmesi i¢in gebelik 6ncesi SMA tasiyicilik

taramasinin zorunlu testler arasina alinmasini talep ettiklerini dile getirmistir.
Bu baglamda,;

1. Tirkiye’de SMA hastasi kag kisi bulunmaktadir?

2. SMA tedavisine ulasamadig i¢in y1lda kag hasta yasamin yitirmektedir?

3. SMA hastasi ¢ocuklarin tedavi edilebilmesi i¢in uygulanacak tiim ilaglarin SGK 6deme
kapsamina alinmasi planlanmakta midir?

4. Gebelik 6ncesi SMA tastyicilik taramasinin zorunlu testler arasina alinmasia iliskin
Bakanliginizca yapilan bir ¢alisma var midir?

5. SMA hastasi ¢ocuklarin tedavisi i¢in 2021 yilt biitgesinden pay ayrilmasi planlanmakta
midir? Eger Bakanhiginizda buna iliskin plan mevcut ise SMA hastasi cocuklar i¢in

ayirdiginiz payin tutari ne kadardir?



