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TURKIYE BUYUK MILLET MECLISI BASKANLIGI’NA

7/46399 esas numarasi ile 28.05.2021 tarihinde baskanliginiza ulagmig olan ve
[ctiiztigtin 99. maddesi uyarinca 15 giin igerisinde yanitlanmasi gerektigi halde yanitlanmamisg
olan asagidaki sorularimin, Saglik Bakan1 Saymn Fahrettin Koca tarafindan yazili olarak
yantlanmasini arz ederim.

Saygilarimia. 30.06.2022
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SMNI1 genindeki mutasyon nedeniyle meydana gelen Spinal Miiskiiler Atrofi (SMA)
nadir goriilen, ilerleyici ve oliimciil bir kas hastaligidir. Kalitsal bir motor ndron hastalig1 olan
SMA, bireyin merkezi sinir sistemini, periferik sinir sistemini ve iskelet kas sisteminin
kontrollii kas hareketlerini etkilemekte, 6zellikle solunum, kalp gibi yasamsal kaslar1 islevsiz
hale getirmektedir.

SMA’nin tedavisi i¢in Amerikan Gida ve Ilag Dairesi (FDA) tarafindan onay alan ii¢ tip
ilag bulunmaktadir. Tirkiye'de kullanilan Spinraza’ya ek olarak, Zolgensma ve Risdiplam
ilaclar1 SMA tedavisinde kullanilabilmektedir. 2019 yilinda piyasaya ¢ikan ve fiyat1 2 milyon
ABD dolar1 civarinda olan Zolgensma, démiir boyu kullamlmak zorunda olan Spinraza'nin
aksine tek dozla tedavi sagladid igin SMA hastalarinin aileleri tarafindan tercih edilmektedir
ancak, Ulkemizde maalesef bu ilacin kullanimina izin verilmemektedir. Bu nedenle ¢ogu aile
cocuklarim bu ilag ile tedavi ettirebilmek i¢in yurtdiginda ¢6ziim yollar1 aramaktadir.
Uygulanabilmesi i¢in ¢ocugun 2 yasindan kiiciik veya 21 kilodan az olmasi gereken
Zolgensma’ya ulagmak i¢in aileler kendi imkanlariyla bagis kampanyalar diizenlemektedir. Ne
var ki, SMA’nin en agir seyreden formu Tip 1°de ¢ok umut verici sonuglar saglayan bu ilaca
erismek i¢in kampanya diizenlenmesi de yakin zamanda yasaklanmigtir.

Ote yandan, Ulkemizde kullanilmakta olan Spinraza’nin, dmiir boyu ve 6ngoriilen
stireler icerisinde mutlaka alinmasi gerekmektedir. Bu ilacin kullaniminda SMN1 geni yeterli
proteini iiretemedigi ve kaslar siirekli yikima ugradig: i¢in, medikal cihazlarla ve diizenli fizik
tedavi ile kaslarin sénmesinin dniine gegilmesi gerekmektedir. Bu cihazlarin maliyeti ortalama
70 ile 80 bin TL civarindadir. Bu bedelin sadece yiizde 20’si Sosyal Giivenlik Kurumu (SGK) |
tarafindan kargilanmaktadir.

Spinraza tedavisi alan hastalarin 6nemli bir kismi, Saghk Uygulama Tebligi ile
belirlenmis olan “solunum ve fizik puanlama kriterleri” sebebiyle tedavilerine diizenli devam
edememekte ya da tedavileri tamamen kesilmektedir. 1. tip SMA hastalar1 Chop-Intend testiyle
ve solunum cihazindan ayri kalma siireleriyle, 2. ve 3. tip hastalar1 ise Hammersmith testiyle
degerlendirilmektedirler. Buna gore tedaviye devam veya red karar1 alinmaktadir. 1. tip
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hastalarda ilk 4 dozdan sonra en az 4 puan artis ve sonrasinda her dozda 1 puan artis ile birlikte
solunum cihazindan ayr1 kalma stirelerinin artmasi aranmaktadir. Diger tiplerdeki SMA
hastalarinda ise ilk 4 dozdan sonra en az 3 puan artig ve devam dozlarinda da artirilan puanin
korunmas aranmaktadir. Kriterleri karsilamayan hastalarin tedavisi kesilmektedir. Ayrica, bu
testler hastalardaki her gelismeyi degerlendirememektedir.

SMA’l1 hastalarin aileleri, Spinraza tedavisinin herhangi bir kritere tabi olmaksizin
sunulmasim, yiiksek maliyetli fizik tedavi ve medikal cihazlarin giderlerinin ise iicretsiz bir
sekilde saglanmasini talep etmektedir. SMA hastasi evlatlarimizin bilinen tiim tedavilerden
faydalanmast, tiim tedavilere erisiminin sorunsuz bir sekilde saglanmasi, ailelerin yasadig agir
istiraba son verilmesi, sosyal devlet ilkesi geregi Saglik Bakanligi’ nin temel ilkesi olmalidir.

Bu ¢ercevede;

1) Ulkemizin de iiye oldugu FDA tarafindan onaylanan, su an bir¢ok tilkede uygulanmakta
olan Zolgensma adl ilag, Ulkemizde neden hala SMA tedavisi kapsamina alinmamakta
ve hastalarimiz, yiiklendikleri ¢ok bilyiik masraflar karsihginda yurtdisinda careler
aramak zorunda birakilmaktadir?

2) Spinraza tedavisinde hastalarin karsilamasi beklenen kriterler nedeniyle ¢ok sayida
hasta tedavi kapsaminin diginda kalarak adeta 6liime terk edilmektedir. Bu kriterlerin
tamamen kaldirilmasi talebine yonelik bir ¢alismamz mevcut mudur?

3) Spinraza tedavisine eslik etmesi gereken fizik tedavi siirecinde hastalarn ihtiyag
duydugu medikal cihazlarin ve fizik tedavi giderleri neden biitiiniiyle devlet tarafindan
tistlenilmemektedir? Yurtdisindaki Covid-19 hastasi vatandaslarimizi ugakla Ulkemize
getirebiliyorken, tilkemizde 6liime terkedilmis olan evlatlarimizin hayata tutunmalarini
saglayabilecek bu giderler neden maddi yonden tiikkenmis olan ailelerine
yiiklenmektedir?

4) Spinraza’ya gore uygulamast daha kolay olan Risdiplam aktif maddeli ilacin ithaline
izin verilmisse de, heniiz geri 6deme kapsamina alinarak uygulanmaya baslanmamuistir.
Bu ilag neden heniiz Ulkemizde tedavi kapsamina alinmamistir?



