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DMD hastalig1, kas yapisnda bulunan distrofin proteinindeki genetik
mutasyonlara bagli olarak kasta dejenerasyon ve zayiflamaya yol agan ilerleyici
bir rahatsizliktir. Dmd kas hastalig1 3500 erkek ¢ocugun 1'inde goriiliirken bu oran
kiz ¢ocuklarmda 50.000.000'da 1'dir. Ulkemizde yaklasik 5000 gocukta bu
hastalifa rastlanmistir. Ancak Duchenne Muskiiler Distrofi (DMD) hastasi
¢ocuklarimizin yasamini siirdiirebilmesi i¢in hayati 6nem tastyan ilaglarin devlet
tarafindan karsilanmamaktadir. Ozellikle "Agamree" ve "Givinostat" gibi yeni
FDA ve EMA onayl ilaglarin Tiirkiye’de kargilanmamas: ailelerde biiyiik bir
hayal kirikligina neden olmaktadir. Aileler “FDA onayli gen terapisi
'ELEVIDYS', Haziran 2024'te genisletilmis onay aldi, ama Tiirkiye'de bir adim
atilmad1.” Diyerek ilaglarin geri 6deme kapsamina almmasini talep etmektedir.
Magdur ¢ocuklar ve aileleri bu kapsamda Bakanliga seslerini duyurmak i¢in pek
¢ok yol denemistir.

Bu ¢ergevede;

1- Ulkemizde Duchenne Muskiiler Distrofi (DMD) tanili ka¢ g¢ocuk
bulunmaktadir?

2- Bu hastaliga sahip ¢ocuklarimiza nasil bir tedavi uygulanmaktadir?

3- DMD hastaliginin tedavisinde kullanilan 'Elevidys', "Agamree" ve
"Givinostat" gibi ilaglarmin geri 6deme kapsaminda olmamasinin
sebepleri nelerdir? FDA onayli bu ilaglarm Saglik Uygulama Tebligi
kapsamina alinmamasinin gerekgesi nedir?
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