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Hatay Milletvekili Saymm Adnan Sefik CIRKIN tarafindan verilen “DMD
hastalarinin tedavilerine yénelik calismalara iliskin” 7/19106 swra sayih yazihh soru

onergesinin cevabidir:

Duchenne Muskiiler Distrofi (DMD) Kas Hastaligi, DMD o6zellikle erkek ¢ocuklarda 3
ila 5 yaslan arasinda ortaya ¢ikan, ilerleyici kas yikimi ve zayiflifina neden olan genetik bir
hastalikti. DMD kas hastaliginda kaslar biitiinligiinii koruyamamaktadir. Denge sorunlari,
kaslarda zayiflik ve yiiriime giigliigii gibi belirtilerle ortaya ¢ikan DMD hastalig: ilerleyen
siireglerde agirlagmakta; hastalarda kaslarin erimesi yaninda solunum yetmezligi, kalp sorunlar
ve skolyoz gibi ciddi saghk sorunlar da goriilebilmektedir.

Bu kapsamda;

Soru 1- Ulkemizde tanis1 konulmus kag DMD hastas1 bulunmaktadir?

Soru 2- Ulkemizde kag DMD hastas1 yurtdiginda tedavi i¢in bagvuruda bulunmustur? Bu
hastalarin kag¢inin tedavisi onaylanmig, kag1 tedavi igin yurtdigina génderilmistir?

Soru 3: Ulkemizde DMD ve diger kas hastaliklariyla miicadele i¢in aragtirma-geligtirme-
tedaviye yonelik kag Kas Hastaligi Merkezi vardir? Bu merkezler hangi illerimizde
bulunmaktadir? Ka¢ Kas Hastalig1 Merkezi agildiktan sonra kapanmistir?

Soru 4: Bakanhgmizca DMD hastalan igin sozii verilen “Ozel Saglik Kurulu” ne zaman

olugturulacaktir?
Soru 5- Ulkemizde DMD hastalarinin yasam Kalitelerini yiikseltebilmeleri  igin uygulanan

tedavilerde kullanilan ilaglar ve medikal malzemelerden iicret alinmamasi y6niinde bir ¢alisma
yapilmakta midir?

Soru 6- DMD Kas Hastaliginda FDA'dan onay almig gen terapisinde kullanilan ELEVIDYS'in
tilkemizde 6deme kapsamina alinmasi diigtiniilmekte midir?

Soru 7: TBMM Nadir Hastaliklan Aragtirma Komisyonu Raporu dogrultusunda, Komisyonun
“Saglik Hizmetlerine Yonelik Oneriler” basligi adi altinda yer alan DMD Kas hastalifina
yonelik oneriler Bakanlhigimzca dikkate alinmig midir? Bahse konu raporda yer alan oneriler
dogrultusunda DMD hastalar1 kapsaminda ne yapilmigtir?

CEVAPLAR:1-7.

Bakanligimiz, nadir hastaliklarin 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 yagamlan, sorularda da
bahsi gegen konulara iligkin “Nadir Hastaliklar Saglik Strateji Belgesi ve Eylem Plam1 (2023-
2027)” olusturularak; bes ana baslik, her bagligin amaglari, amaglar1 somutlastiran 42 hedef ve
bu hedeflere erisimi saglayacak 44 faaliyet tammlanmigtir. Anilan Saghk Strateji Belgesi ve
Eylem Plam ulusal ve uluslararasi yapilan ¢aligmalann incelenmesi, ilgili kurumlar, meslek
Orgiitleri ve STK’larin gorisleri de alinarak yayinlanmigtir.
(https://dosyamerkez.saglik.gov.tr/Eklenti/44497/0/nadir-hastaliklar-eylem-plani--
011222pdf.pdf). 30 Kasim 2023'te Nadir Hastaliklar Saglik Belgesi ve Eylem Plant Uygulama
ve Is Birligi Calistay1 gergeklestirilmistir. Bu 6nemli etkinlikte, sorumlu ve paydas kurumlarin,
sektor temsilcileri ve sivil toplum kuruluglarimin katkilariyla nadir hastaliklar konusunda

coziimler ve stratejiler paylagiimistir.



01.01.2020-18.11.2024 tarihleri arasinda, yapilan muayene sonucunda hekim
tarafindan kesin tams1 “Duchenne Muskiiler Distrofi” olarak belirtilen ve yasayan 7.455 kisi
bulunmaktadir. Duchenne muskiiler distrofi hastaligimin tedavisi igin tlkemizde ruhsatli
olmayan Ataluren ve Eteplirsen etken maddeli ilaglar i¢in; hekimler tarafindan yurt dig1 ilag
temini kapsaminda Kurumumuza hasta bazli bagvuru yapilmaktadir. Ilgili bagvurular
kurumumuz Kisisel Tedavileri Degerlendirme komisyonu tarafindan degerlendirilmekte ve ilag
kullaniminin uygun bulunmasi halinde ilacin yurt disi ilag tedarikgileri araciii ile yurt disindan
ithalat: ve hastanin ilaca erigimi saglanmaktadhr.

Saghk yardumi ve sosyal giivenlik alaninda yapilan diizenlemeler; geri O6deme
kuruluglarinin kendi saglik giivenceleri altinda bulunan mensuplar ve hak sahibi kimseler igin
karsilayacaklan ilag, tibbi malzeme ve tedavi giderleri ile alinacak katk paylan vb. hususlara
iligkin usul ve esaslarin belirlemesi ve Devlet biitgesinden karsilanacak saghk giderlerinin ve
miktarlarimin nceden bilinmesi, disiplin altina alinmas1 ve uygulamada birligin saglanmasi

amacin1 tastyan yasal diizenlemelerdir.

Bu diizenlemeler alan uzmanlarindan olusan bilim komisyonlarinca degerlendirilmekte
ve ilag iizerinde yapilan galisma sonuglari, ilag kullanim endikasyonlan ve alinan uluslararasi
belgeler 1s13inda hangi hallerde kullamilacagina karar verilmektedir. Boylece ilacin gereksiz
kullanimu ile hastaya zarar vermesi engellenmektedir. Tiim hastaliklarda oldugu gibi DMD
hastahiginda da tiim tedavi segenekleri ve ilaglar gelismis diinya uygulamalan gergevesinde
takip edilmekte ve klinik uygulamaya girmis tiim ilag ve tedavi secenekleri Devletimizce

kargilanmaktadr.
Multidisipliner ekip ihtiyaci olan ndromuskiiler hastaliga sahip vatandaglarimiza kaliteli

hizmet sunabilmeyi amaglayan 04.06.2021 tarihli ve 31501 sayil1 Resmi Gazete'de yayimlanan
Noromuskiiler Hastaliklar Birimi Hakkinda Yénetmelik ile néromuskiiler hastaliklar birimleri

Bakanligimizca bolge ve il diizeyinde planlanmugtir.

Ayrica “Néromuskiiler Hastaliklar Bilimsel Danisma Komisyonu” olugturulmus olup,
néromuskiiler hastahklar birimlerimizle ilgili ¢alismalarin planl, sistematik ve siirdiirtilebilir

olarak devam etmesi saglanmigtir.

Konuya gosterilen ilgiye tesekkiir ederim.



