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Sakarya Milletvekili Saymn Umit DIKBAYIR tarafindan verilen “LGMD hastaliginin
tedavisi konusunda yapilan ¢alismalara iliskin® 7/19221 sira sayih yazili soru Gnergesinin
cevabi iligsikte sunulmaktadar.
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Sakarya Milletvekili Saym Umit DIKBAYIR tarafindan verilen “LGMD
hastaliginin tedavisi konusunda yapuan calismalara iliskin” 7/19221 sira sayih yazih soru
onergesinin cevabidir:

Limb-Girdle Muskiiler Distrofi (LGMD), iskelet kaslarim etkileyen ve ilerleyici
proksimal kas zayifligi ile karakterize edilen genetik bir kas hastaligidir. Bu hastalikta,
beta-sarkoglikan geninin mutasyonu, kas fonksiyonunun bozulmasina yol agmaktadur.
Son yapilan  aragtirmalarda, beta- sarkoglikan geninin normal alelinin ekspresyonunun
artinlmasinin, kas fonksiyonunu %50 oraninda iyilestirme potansiyeli tasidig1 belirtilmisgtir.

Yurt disinda olan c¢aligmalarin  iilkemizdeki doktorlarimiz araciligiyla firsatlarin
verilerek ve destek olarak kendi iilkemizde baslatilmasma olanak saglayarak kisa siirede
tedavilere ulasmak LGMD hastalarimn en biiyiik isteklerinden biridir.

Genetik tedavi yontemlerinin hizla devreye girmesi, FDA onayh ilaglar olan
Duyvzat (Givinostat),Dantrolen ve Agamree (Vamorolan) gibi ilaglarin erisilebilir hale gelmesi
ve SGK kapsamina alinarak hastalarimiza iicretsiz veya diisiik maliyetli olarak sunulmasi
bityiik bir 6nem tagimaktadir.

Buna gore;

Soru 1- Beta-sarkoglikan ifadesinin artirlmasinin, LGMD tedavisindeki potansiyel faydalar
hakkinda bilimsel arastirmalar ve klinik ¢alismalar Bakanlik tarafindan desteklenmekte midir?
Soru 2- Bu tedavi yaklagimimnin klinik pratige kazandirilmast i¢in herhangi bir biyoteknolojik
gelistirme veya ilag ¢alismas: yiiriitiilmekte midir?

Soru 3- Beta-sarkoglikan ekspresyonunu artirarak kas fonksiyonunu iyilestirmeye yonelik,
mevcut tibbi ve genetik tedavi yaklasimlarinin birlestirilmesi konusunda bir strateji
olusturulmakta midir?

Soru 4- Bakanlik, LGMD gibi genetik kas hastaliklar1 i¢in daha genis ¢apli arastirma ve klinik
testlerin yapilabilmesi adina gerekli finansal ve bilimsel destekleri saglamay1 planlamakta
midir?

CEVAPLAR:1-4.

Bakanhigimizca nadir hastaliklar ve tedavileri hayati 6neme sahip oldugu bilinciyle,
ilgili alanda yiiriitiilen akademik ve tibbi gelismeler yakindan takip edilmektedir.

Ulkemizde, hastalik kayitlarinin tutulmasi amaciyla ICD-10 hastalik kodlama sistemi
kullanilmaktadir. Limb girdle muscular dystrophy (LGMD) tams1 G71.0 Muskiiler distrofi
genel kodu altinda yer almaktadur.

Bakanligimiz biinyesinde faaliyet gosteren Tiirkiye Biyoteknoloji Enstitiisti tarafindan
Limb-Girdle Muskiiler Distrofi (LGMD) gibi nadir hastaliklarin dahil oldugu nadir ve tanisiz
hastaliklarin evlilik 6ncesi ve yeni dogan taramalar i¢in olusturulan kurullar ve alt ¢alisma
gruplari, calismalarina devam etmektedir. Ayrica ex vivo gen tedavileri ve hiicresel tedaviler
alaninda da ¢alismalar yiiriitiilmektedir.

LGMD hastaligina karst tedavi gelistirilmesine yonelik halihazirda yiiriitiilen proje
tniversiteler, kamu kurum ve kuruluslar veya arastirma enstitiileri/merkezleri tarafindan
yuriitiilecek kisa siireli ag1, ilag, tibbi cihaz, tani kiti vb. saglik bilim ve teknolojileri ile ilgili
alanlardaki projelerin desteklenmesi amaciyla Bakanligimizca agilmis olan “A Grubu Acil Ar-



Ge Proje Destek Programi™ kapsaminda desteklenmektedir. Projenin genel ve nihai amaci,
mutasyonlar sonucu ortaya ¢ikan otozomal resesif kaliimli LGMD Tip 2E (LGMD2E)
hastaligina kars1 gen tedavisi yontemlerini gelistirmek olup, projenin bilimsel sonuglandirma
islemleri devam etmektedir.

Konuya gosterilen ilgiye tesekkiir ederim.



