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Ankara Milletvekili Sayin Deniz DEMIR tarafindan verilen “DMD hastaliginin
tedavisiyle ilgili yapilan ¢alismalara iligkin” 7/19096 sira sayil1 yazili soru dnergesinin cevabi
ilisikte sunulmaktadir.
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Ankara Milletvekili Sayin Deniz DEMIR tarafindan verilen “DMD hastaliginin
tedavisiyle ilgili yapilan calismalara iliskin” 7/19096 sira sayilh yazih soru dnergesinin

cevabidir:

DMD hastalip1, kas yapisinda bulunan distrofin proteinindeki genetik mutasyonlara
bagl olarak kasta dejenerasyon ve zayiflamaya yol acan ilerleyici bir rahatsizliktir. Dmd kas
hastalig1 3500 erkek gocugun 1'inde goriiliirken bu oran kiz cocuklarinda 50.000.000'da 1'dir.
Ulkemizde yaklasik 5000 gocukta bu hastalifa rastlanmustir. Ancak Duchenne Muskiiler
Distrofi (DMD) hastasi ¢ocuklanmizin yagamim siirdiirebilmesi igin hayati nem tagiyan
ilaglarin devlet tarafindan karsilanmamaktadir. Ozellikle "Agamree" ve "Givinostat" gibi yeni
" FDA ve EMA onayh ilaglarin Tiirkiye'de karsilanmamas: ailelerde bityiik bir hayal kirkligina
neden olmaktadir. Aileler “PFDA  onaylh gen terapisi ' ELEVIDYS', Haziran 2024'te
genisletilmis onay aldi, ama Tiirkiye'de bir adim atilmadi.” Diyerek ilaglarin geri 6deme
kapsamina alinmasin talep etmektedir. Magdur cocuklar ve aileleri bu kapsamda Bakanlia

seslerini duyurmak i¢in pek gok yol denemistir.

Bu ¢ergevede;
Soru 1- Ulkemizde Duchenne Muskiiler Distrofi (DMD) tanih kag ¢ocuk bulunmaktadir?
Soru 2- Bu hastaliga sahip ¢ocuklarimiza nasil bir tedavi uygulanmaktadir?

Soru 3-DMD hastaliginin tedavisinde kullanilan Elevidys',"Agamree" ve "Givinostat" gibi
jlaglarimin  geri 6deme kapsaminda olmamasinin sebepleri nelerdir? FDA onayl bu ilaglarin
Saglik Uygulama Tebligi kapsamina alinmamasinin gerekgesinedir?

CEVAPLAR:1-3.

Bakanhigimiz, nadir hastaliklarin tedavilerinin hayati 6neme sahip oldugu bilinciyle,
ilgili alanda yiiriitiilen akademik ve tibbi gelismeleri yakindan takip etmektedir. Nadir
hastaliklarin geneli ile ortak ozellikler sergileyen ve global diizeyde yasamlan, sorularda da
bahsi gegen konulara iliskin “Nadir Hastaliklar Saglik Strateji Belgesi ve Eylem Plani (2023-
2027)” olusturularak; bes ana baglik, her bagligin amaglari, amagclan somutlagtiran 42 hedef ve
bu hedeflere erigimi saglayacak 44 faaliyet tanimlanmigtir. Amlan Saglik Strateji Belgesi ve
Eylem Plam ulusal ve uluslararasi yapilan calismalarin incelenmesi, ilgili kurumlar, meslek
orgiitleri ve STK’larin goriisleri de alinarak yayinlanmugtir.
(https://dosvamerkez.saglik.,qov.tr/Eklenti/44497/0/nadir-hastaliklar-eylem-plani--
011222pdf.pdf). 30 Kasim 2023'te Nadir Hastahklar Saglik Belgesi ve Eylem Plam Uygulama
ve Is Birligi Cahistay gergeklestirilmistir. Bu dnemli etkinlikte, sorumlu ve paydas kurumlarin,
sektor temsilcileri ve sivil toplum kuruluglarinin katkilartyla nadir hastaliklar konusunda

coziimler ve stratejiler paylagilmistir.

01.01.2020-18.11.2024 tarihleri arasinda, yapilan muayene sonucunda hekim
tarafindan kesin tamis1 “Duchenne Muskiiler Distrofi” olarak belirtilen ve yagayan 7.455 kisi

bulunmaktadir.

Duchenne muskiiler distrofi hastahigiin tedavisi i¢in iilkemizde ruhsathi olmayan
Ataluren ve Eteplirsen etken maddeli ilaglar igin; hekimler tarafindan yurt dist ilag temini



kapsaminda Kurumumuza hasta bazh bagvuru yapilmaktadir. Ilgili bagvurular kurumumuz
Kisisel Tedavileri Degerlendirme komisyonu tarafindan degerlendiriimekte ve ilag
kullanimimin uygun bulunmasi halinde ilacin yurt dist ilag tedarikgileri aracilifs ile yurt disindan
ithalat1 ve hastanin ilaca erigimi saglanmaktadir.

Bu ilaglar, bilim komisyonlarinca degerlendirilmekte ve ilag iizerinde yapilan ¢alisma
sonuglari, ilag kullamim endikasyonlani ve alinan uluslararas: belgeler 15181inda hangi hallerde
kullanilacagina karar verilmektedir. Bdylece ilacin gereksiz kullammu ile hastaya zarar vermesi
engellenmektedir. Tiim hastaliklarda oldugu gibi DMD hastaliginda da tiim tedavi secenekleri
ve ilaglar gelismis diinya uygulamalan gergevesinde takip edilmekte ve klinik uygulamaya
girmis tiim ilag ve tedavi segenekleri Devletimizce kargilanmaktadir.

Multidisipliner ekip ihtiyaci olan néromuskiiler hastaliga sahip vatandaslarimiza kaliteli
hizmet sunabilmeyi amaglayan 04.06.2021 tarihli ve 31501 sayih Resmi Gazete'de yayimlanan
Néromuskiiler Hastaliklar Birimi Hakkinda Yo6netmelik ile néromuskiiler hastaliklar birimleri

Bakanligimizca bolge ve il diizeyinde planlanmugtir.

Ayrica “Noromuskiiler Hastaliklar Bilimsel Danisma Komisyonu” olusturulmus olup,
néromuskiiler hastaliklar birimlerimizle ilgili ¢aligmalarin planli, sistematik ve siirdiiriilebilir

olarak devam etmesi saglanmigtir.

Konuya gosterilen ilgiye tesekkiir ederim.



