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GENEL GEREKCE

Diinya genelinde yaklagik olarak 10 binde 1 oraminda, Tirkiye’de ise 6 binde 1 gibi diinya
ortalamasinin {izerinde goriilen ve iierlejdci ozellige sahip, genetik gegisli bir kas hastalif tiirti
olan Spinal Muskiiler Atrofi (SMA) hastalif1 nadir hastaliklar kapsaminda bulunan, erken
teshis ve tedavinin son derece dnemli oldugu, tedavisi agir ve ilag tedavisi uygulanmadig
taktirde 6liimle sonuglanabilen bir kas hastaligidir.
Tirkiye’de giindemde siklikla yer alan, gesitli yardim kampanyalar ile daha da gériiniir olan
her ne kadar Saglik Bakanlifiun verilerinde biiyiik kismimm bebek ve ¢ocuklarin olugturdugu
toplam SMA hastasi sayisinun 1619 oldugu belirtilmis olsa da birgok veride bu sayinm 4000’e
yakin oldugu tahmin edilmektedir.
Zamanla yarisan SMA hastast birgok bebek ve ¢ocuk solunum cihazlarinda kiigticiik
bedenleriyle yasam miicadelesi verirken gerekli maddi destegi bulamayan birgok bebek ve
¢ocuk yasamini yitirmektedir. |
Son yillarda yapilan arastirmalar ve bu nadir hastaliklara iliskin yeni ilaglarin dzellikle ABD ve
Avrupa’da piyasaya siiriildigii ve tedavilerde 6nemli oranda yol alindign bilinmektedir.
Diinyada hastaligin tedavisinde kullanilmak iizere gelistirilmis ve onay almus ii¢ farkl ilag
bulunmasina ragmen Tirkiye’de yalmzca 2017 yilinda SMA Tip 1 i¢in onaylanan Sprinraza
‘adli ilag 2019 ‘da SMA Tip II ve Tip [l i¢in de SGK tarafindan karsilanmaktadir. Ancak;
Spinraza adh ilag Saglik Bakanligi'nin Bilim Kurulu tarafindan alinan kararla hastalara 'kriter'
‘sartiyla uygulanmaktadir. Spinraza'mn ilk dozu haricinde sonraki asamalarda nérolojik ve fizik
tedavi testler uygulanmakta ve bu test sonuglarina gére ilaca devam edilip edilmeyecegine karar
verilmektedir. Ozellikle SMA Tip—1 hastalart i¢in ailelerin “Sliim kriterleri” olarak
nitelendirdizgi ve CHOP-INTEND skorlama mekanizmasi adi verilen bu testlerdeki sartlar
geregi istenilen puam alamayan hastalarin tedaviye devam etmesine izin verilmemesi sonucu
bir cok hasta tedaviden mahrum kalmaktadir. Nitekim; bu ilaca ulagmak i¢in gerekli kriterleri
karsilamayan SMA hastasi Muzaffer Emin Kiraz'm annesi Emine Kiraz tedavi i¢in gerekli olan
- paray1 toplayamamas: nedeniyle intihar ettigi basina yansmmistir.
Ayrica; aileler tarafindan yapilan agiklamalar ve eylemlerde pandemi siirecinde birgok hastamin
ilaca erigimde zorluklar yasadif, ozellikle son aylarda SGK’daki biitge sikintist nedeniyle
hastalara ilag temin edilemedigi ileri siiriilmekte, pandemi kogullarinda tedavi ile birlikte
yiriitiilmesi gereken fizik tedavilerinin aksadii, tedavi stirecinin ise fiziksel ve p51k010_]1k
olarak ¢ok yipratic1 oldugu dile getiriimektedir. :
Tiirkiye’de sadece Spinraza adls ilacin SGK tarafindan 6dendigini ancak bu ilacin dmiir boyu

kullanilmast gerektiginden ailelerin bir kism1 SMA Tip I hastast olan gocuklarmm yurt diginda

hastaligin tedavisinde umut verici sonuglari bulunan gen tedavisini almasi 1g1n hastane
masrafiar1 da dahil edildiginde yaklagik 2.4 milyon dolart bulan meblaglan bireysel
kampanyalar iizerinden toplamaya ¢aligmaktadirlar. Amerikan Néroloji Akademisi’ne gore
yapilan ilaglarmn etkinlik kargilagtirmasina gore Zolgensma: %95, Risdiplam: %88, Spinraza:
%61 olarak agiklanmigtir. 40°tan fazla iilkede hélihazirda kullanilmaktadar. Ayrica; bu ilacin
tek seferde uygulanan bir ila¢ olup, 2 yasindan 6nce uygulandigmda SMN-T geninin yerine
gecerck, hastalig ortadan kaldirma bagarisi gosterdigi de yapilan birgok bilimsel caligmalarla




ifade edilmistir. Diinyanin en biiyiik ilk bes ekonomisi iginde olan Japonya ise Zolgensma’yi
genel saglik sigortas1 kapsaminda ihtiyag duyan tiim vatandaslarina {icretsiz saflamaktadur.
Zolgensma diger tedavi yontemlerinde oldufu gibi tksiirme cihazi, solunum cihazi, oksijen
tiipti, fizik tedavi ile desteklenmesine gerck kalmadi i¢in daha az masraflidir ve SMA hastast
olan bireyin tedavi siirecinde yagam kalitesini artirmaktadr. Ila¢ yaklagik olarak 2.400.000
dolar fiyatinda olup tilkemizde ise SGK tarafindan geri 6deme kapsamina almmamistir. Bu
sebeple hastalipa yakalanan cocuklarn aileleri bu ilact higbir sekilde kendi imkaniari ile
karsilayamamaktadir. Tedavi yontemleri arasindaki bu farka ragmen SMA hastast gocuklar
Spinraza adli tedaviye mahkiim birakilmaktadur.

Saghk Bakam tarafindan 03.01.2021 tarihli agiklamamzda ‘gen tedavisinin etkinlifine dair
bilimsel platformlarda yayinlanan kanitlarm heniiz yeterli diizeyde’ olmadig1 ve ‘hélihazirda
uygulanan tedaviye istiinliigiine dair kanit bulunmadig’ belirtilmistir. Bilimsel yeterliligi
kamtlanmamis ve gerekli deneyleri tamamlamamis bir ilacin FDA ve EMA onaym
alamayacag1 agiktir. Ayrica; bu agamalardan gegmemis bir ilacin 22.12.2020 tarihinde TITCK
yurt digi aktif ilag listesinin en basina dahil edilmesinin miimkiin olmayacaB: aciktir. TITCK
kendisine gelen her bagvuruyu titizlikle ve ayn ayri degerlendirmekte ve gercekten fayda
girecek bebek adina ilacin yurtdigindan getirilmesi igin ilgili onay1 vermektedir. Bu onaymn bir
* bebek icin verilmis olmasi da ilacin bilimsel etkinligini tasdiklemektedir.

Yagam hakk: hem Anayasa ile hem de Avrupa Insan Haklar Sézlesmesi ile garanti edilmis,
Kisinin fiziksel varligin stirdiirebilmesinin giivencesini olugturan en temel insan hakkidur.
Avrupa Insan Haklar1 Mahkemesi igtihatlari, devletlerin kendi yetki alanlarinda bulunanlarin
hayatini korumak yéniinde pozitif yiiktimliiligt oldugunu da hatirlatmaktadir.

SMA hastalarinin tiim alternatif tedavilere erken erigebilmesi i¢in erisilebilir ve alternatifli
tedavi yontemlerine ulasilmas i¢in tiim ilaglarin geri 6deme kapsaminda olmasi, hastanin
saglik durumuna gore hangi ilact kullanmas: gerektigine hekiminin karar vermesi ile tlim
hastalar i¢in kapsaylm olacaktir.

Tarafi oldugumuz ‘Cocuk Haklarma Dair Birlesmis Milletler Sozlegmesi’nin, “Devletler,
cocugun olabilecek en iyi saglik diizeyine kavusma, t1ibbi bakim ve rehabilitasyon hizmetlerini
veren kuruluglardan yararlanma hakkim tanimak ve higbir ¢ocugun bu tiir tibbi bakim
hizmetlerinden yararlanma hakkindan yoksun birakilmamasm giivence altina almak i¢in caba
gdstermek zorundadirlar.” seklindeki 24. maddesi uyarinca bu ilaglarin devlet tarafindan
kargilanmas: gerekmektedlr '

Bu kanun teklifi ile; SMA hastas gocuklarin yasam hakkini korumak adina Zolgensma tedavi
yonteminin SGK kapsammda ticretsiz ve kosulsuz olarak tiim tip Spinal Miiskiiler Atrofi
hastalifinmn tedavisinde kullanilmas: ile yasamlan magduriyetlerin giderilmesi ve en temel
insan hakki olan yasam hakkinin korunmas: amaglanmaktadir.




MADDE GEREKCELERI

MADDE 1- Zolgensma adli ilacin yurtdigindan getirilerek SGK kapsaminda ticretsiz ve
kosulsuz olarak tiim tip Spinal Miiskiiler Atrofi (SMA) hastalifimn tedavisinde kullamimas1 ve
SMA hastaligi tedavisi stiresince katilim pay1 alinmamasi amaglamaktadir.

MADDE 2- Yiiriirliilk maddesidir.
MADDE 3- Yiiriitme maddesidir.




SOSYAL SiGORTALAR VE GENEL SAGLIK SIGORTASI
KANUNUNDA DEGISIKLIK YAPILMASINA DAIR KANUN TEKLIFI

MADDE 1- 31/5/2006 tarihli ve 5510 sayili Sosyal Sigortalar ve Genel Saglik Sigortast
Kanununa agagidaki ek madde eklenmisgtir.

“EK MADDE 20 - Zolgensma adh ilag yurtdigindan getirtilerek yurt dist ilag kullanim
basvurusunda bulunan tiim Spinal Miiskiiler Atrofi (SMA) hastalarma SGK kapsapunda
katilma pay1 alinmaksizin kogulsuz ve ticretsiz olarak saglanir.”

MADDE 2- Bu Kanun yayim tarihinde ytiriirftie girer
MADDE 3- Bu Kanun hitkiimlerini Cumhurbagkam yiirtitiir.




