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Mugla Milletvekili Sayin Selguk OZDAG tarafindan verilen “DMD hastalarinin
tedavilerine yonelik ¢alismalara iliskin® 7/19102 sira sayih yazili soru énergesinin cevabi
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Mugla Milletvekili Sayin Selguk OZDAG tarafindan verilen “DMD hastalarinin
tedavilerine yonelik calismalara iliskin” 7/19102 sira sayih yazih soru &nergesinin

cevabidir:

Duchenne Muskiiler Distrofi Kas Hastalign (DMD), kas kaybi ve zayiflifa yol agan
kalitsal bir kas hastalig1 olup, 6zellikle gocuk yaslarda baslayarak ilerleyen ve ¢ogunlukla hayati
tehdit eden bir hastaliktir. DMD hastalar1 ve aileleri, hastaligin getirdigi fiziksel, duygusal
ve ekonomik yiiklerle basetmek zorunda kalmaktadir. Bu nedenle, DMD hastalarinin
tedaviye erisimi, egitim hayatlar ve sosyal haklar konusunda iyilestirme yaptlmasi 6nem arz

etmektedir.

Bu baglamda;

Soru 1- Ulkemizde =~ DMD hastalarina yonelik tani ve tedavi imkanlari yeterli midir?
Hastanelerde DMD konusunda uzmanlagmis birimler ve doktorlar var midir? Ulkemizde kag

DMD hastas: vardir?

Soru 2- DMD hastalarma yonelik gen terapisi ve benzeri yeni tedavi yontemleri
{ilkemizde uygulanmakta midir? Su an FDA’ nin onayladig: gen terapisi olan SRP-9001 ticari
ismi ile Elevidys tedavisine erigim imkani saglanmakta midir?

Soru 3- DMD hastalarimin egitim hayatinda yasadig zorluklar azaltmak adina 6zel egitim
imkanlar1 saglanmakta mudir? Bu hastalara yonelik 6zel programlar gelistirilmis midir?
Hastalig1 ilerleyen DMD'liler igin evde egitim hizmeti saglanmakta muidir?

Soru 4- DMD hastalarina ve ailelerine verilen sosyal destekler nelerdir? Bu destekler yeterli
bulunmakta midir?

Soru 5- DMD hastalar i¢in fizyoterapi ve rehabilitasyon hizmetlerinin sayis1 ve kalitesi yeterli
midir? Hastalig: ilerleyen DMD hastalarina evde fizik tedavi hizmeti uygulamasi var mdir?
Soru 6- DMD hastalarimin yasam kalitesini artirmak adina sosyal haklarda veya istthdam
konusunda herhangi bir diizenleme yapilmasi planlanmakta midir?

CEVAPLAR:1-6.

Bakanligimiz, nadir hastaliklanin tedavilerinin hayati 6neme sahip oldugu bilinciyle,
ilgili alanda yiiriitilen akademik ve tibbi gelismeleri yakindan takip etmektedir. Nadir
hastaliklarin geneli ile ortak 6zellikler sergileyen ve global diizeyde yasamilan, sorularda da
bahsi gegen konulara iliskin “Nadir Hastaliklar Saghk Strateji Belgesi ve Eylem Plam (2023-
2027)” olusturularak; bes ana baglik, her baghigin amaglari, amaglar somutlagtiran 42 hedef ve
bu hedeflere erigimi saglayacak 44 faaliyet tanimlanmistir. Anilan Saglik Strateji Belgesi ve
Eylem Plani ulusal ve uluslararas: yapilan ¢aligmalarnn incelenmesi, ilgili kurumlar, meslek
orgiitleri ve STK’lartn gorigsleri de alinarak yayinlanmistir.
(https://dosyamerkez.saglik.gov.tr/Eklenti/44497/0/nadir-hastaliklar-eylem-plani--
011222pdf.pdf). 30 Kasim 2023'te Nadir Hastaliklar Saglik Belgesi ve Eylem Plan1 Uygulama




ve Is Birligi Calistay1 gergeklestirilmigtir. Bu 6nemli etkinlikte, sorumlu ve paydag kurumlarin,
sektor temsilcileri ve sivil toplum kuruluglarimin katkilariyla nadir hastaliklar konusunda

¢oziimler ve stratejiler paylagilmigtir.

01.01.2020-18.11.2024 tarihleri arasinda, yapilan muayene sonucunda hekim
tarafindan kesin tanis1 “Duchenne Muskiiler Distrofi” olarak belirtilen ve yasayan 7.455 kisi

bulunmaktadir.

Duchenne muskiiler distrofi hastaliginin tedavisi igin iilkemizde ruhsath olmayan
Ataluren ve Eteplirsen etken maddeli ilaglar i¢in; hekimler tarafindan yurt disi ilag temini
kapsaminda Kurumumuza hasta bazli bagvuru yapilmaktadir. Ilgili basvurular kurumumuz
Kisisel Tedavileri Degerlendirme komisyonu tarafindan degerlendirilmekte ve ilag
kullaniminin uygun bulunmast halinde ilacin yurt dig1 ilag tedarikgileri aracilig ile yurt digindan
ithalat1 ve hastanin ilaca erigimi saglanmaktadir.

Bu ilaglar, bilim komisyonlarinca degerlendirilmekte ve ilag iizerinde yapilan ¢alisma
sonuglari, ilag kullamm endikasyonlar1 ve alinan uluslararasi belgeler 1s1g1inda hangi hallerde
kullamlacagina karar verilmektedir. Bdylece ilacin gereksiz kullanim ile hastaya zarar vermesi
engellenmektedir. Tiim hastaliklarda oldugu gibi DMD hastaliginda da tiim tedavi segenekleri
ve ilaglar gelismis diinya uygulamalan gergevesinde takip edilmekte ve klinik uygulamaya
girmis tiim ilag ve tedavi segenekleri Devletimizce karsilanmaktadir.

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

Bakanligimizca bolge ve il diizeyinde planlanmgtir.

Ayrica “Néromuskiiler Hastaliklar Bilimsel Damisma Komisyonu” olugturulmus olup,
noromuskiiler hastaliklar birimlerimizle ilgili ¢alismalarin planl, sistematik ve siirdiiriilebilir

olarak devam etmesi saglanmigtir.

Konuya gosterilen ilgiye tesekkiir ederim.



