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Istanbul Milletvekili Saymm Celal FIRAT tarafindan verilen “DMD ve SMA
hastalarinin tedavi giderlerinin devlet tarafindan karsilanmasi talebine iliskin” 7/18774 sira
sayihi yazili soru 6nergesinin cevabidir:

Duchenne Muskiiler  Distrofi (DMD) hastalii, kas dokusunun giderek  zayiflamasiyla
karakterize, kalitsal ve ilerleyici bir kas hastaligidir. Tiirkiye'de DMD hastalifina yakalanan
hastalar ile aileleri tedaviye erisim, rehabilitasyon hizmetleri, saglik ve sosyal destek talepleri

her gecen giin artmaktadir.

Tiirkiye’de DMD hasta sayisi tahmini olarak yaklasik 5.000-10.000 arasinda oldugu, erkek
¢ocuklarinda daha sik goriilen bu hastaligin ortalama her 3.500-5.000 erkek dogumdan birinde
- goriildiigi bilinmektedir ‘ ' ’

DMD hastalhiginin tedavi maliyeti ¢ok yiiksek olup, sadece DMD'nin ilerlemesini yavaglatmaya
yarayan ve 6miir boyu kullanilmas: gereken ilaglarin tutar1 milyon dolarlarla ifade edilmektedir.

Bu hastaliga yakalananlardan biri de Istanbul da yasayan 12 yagindaki Hiiseyin Boran CUL’dur.
Her gecen giin kaslarinin erimesine yol agan DMD hastaliiyla miicadele eden 12 yasindaki
Hiiseyin Boran Cul, tedavi olabilmek i¢in yardim bekliyor. Ailesi ogullarinin ABD'deki Boston
Universitesi’nde gen tedavisi alabilmesi igin 3.4 milyon dolara ihtiyag duymaktadir. Valilik
izniyle yardim kampanyas: baglatilmigtir. Boran’in olumlu bir sonug alabilmesi i¢in bu yilin
sonuna kadar tedaviye ulasmasi  gerekiyor. Kampanyanin su an sadece ytizde 2'sinin
tamamlanms ¢ok daha fazla destege ihtiyag duyulmaktadir.

Diger taraftan, Tiirkiye'de DMD hastalifina benzer sekilde kas giigsiizliigii ve hareket
kabiliyetinde ciddi sorunlara yol agan nadir ve genetik bir hastalik olan SMA hastalar: da
genellikle tedaviye erigim, uygun saghk hizmetleri ve genetik tedaviler i¢in devlet destegi ve
sosyal yardim talepleri beklemektedir. Tahminen 1300 ile 2000 arasinda degisen SMA
hastalarina uygulanan 6zelikle Zolgensma tedavisi, tek seferde bir gen tedavisi olup 2 milyon

dolara yakn bir maliyeti bulunmaktadir.

Bu baglamda;
Soru 1-Tiirkiye'de DMD ve SMA hastalarinin tedavi giderlerinin ne kadan, devlet tarafindan

karstlanmaktadir? 2
Soru 2- DMD ve SMA hastalarina Valilik izni, Saglik Bakanligi ve idare Mahkemesi siiregleri
neden uzun stirmektedir?

Soru 3- Tiirkiye’deki DMD ve SMA hastalarinin genetik tedavi veya kas sagligim destekleyen
tedavilere erisimini hizlandiracak bir ¢aligmaniz var midir?

Soru 4- DMD ve SMA hastalarinin hepsi iicretsiz olarak kas gii¢siizliigiinii yavaglatmak i¢in
diizenli fizyoterapi ve rehabilitasyon hizmeti alabilmekte midir?

Soru 5- DMD ve SMA hastaligin1 yavaglatabilecek veya belirtilerini hafifletebilecek gen
tedavileri igin ailelere ne gibi maddi manevi destek sunulmaktadir?

Soru 6- Ilerleyici bir hastalk olan DMD ve SMA hastalariiin ailelerine ve
hastalarin psikolojisine destek, sosyal yardim veya egitim programlar1 var midir?

Soru 7- DMD ve SMA hastalarimin tedavi giderlerinin geri 6deme kapsamina alinmasi igin
herhangi bir ¢galigmaniz var midir?



CEVAPLAR:1-7.

Bakanligimiz, nadir hastaliklarin tedavilerinin hayati 6neme sahip oldugu bilinciyle,
ilgili alanda yiiriitillen akademik ve tibbi gelismeleri yakindan takip etmektedir. Nadir
hastaliklarin geneli ile ortak &zellikler sergileyen ve global diizeyde yasanilan, sorularda da
bahsi gegen konulara iligkin “Nadir Hastaliklar Saglik Strateji Belgesi ve Eylem Plami (2023-
2027)” olusturularak; bes ana baslik, her basligin amaglar, amaglar somutlastiran 42 hedef ve
bu hedeflere erisimi saglayacak 44 faaliyet tanimlanmistir. Anilan Saglik Strateji Belgesi ve
Eylem Plam ulusal ve uluslararast yapilan ¢alismalarin incelenmesi, ilgili kurumlar, meslek
Orgiitleri ve STK’larin goriigleri 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 Plam1 Uygulama
ve Is Birligi Calistay1 gergeklestirilmistir. Bu 6nemli etkinlikte, sorumlu ve paydas kurumlarin,
sektor temsilcileri ve sivil toplum kuruluslarinin katkilanyla nadir hastaliklar konusunda
¢oziimler ve stratejiler paylagilmigtir.

Multidisipliner ekiplerce saglik hizmeti sunumuna ihtiya¢ duyan, Spinal Muskiiler
Atrofi (SMA) ve DMD gibi noromuskiiler hastaligi olan vatandaglarimizin uygun saglik
hizmetlerini alabilmesini saglamak amaciyla néromuskiiler hastahiklar birimlerine iliskin usul
ve esaslar Noromiiskiiler Hastaliklar Birimi Hakkinda Yonetmelik ile belirlenmektedir.
Boylece bu 6zellikli hastaltk gruplarinin birgok béliim tarafindan hizhi ve kaliteli sekilde
degerlendirilmelerine olanak saglanmaktadir.

Bakanligimiza ulagsan merkez agma taleplerine istinaden halihazirda 13 ilde 21 tescilli
Noromuskiiler Hastaliklar Birimi hizmet vermektedir.

Bakanhgimiz SMA hastalarinin tedavilerinin hayati 6neme sahip oldugu bilinciyle, ilgili
alanda yiiriitilen akademik ve tibbi geligmeleri yakindan takip etmektedir. Bu baglamda
bilimsel verilerle etkinligi ve giivenilirligi kanitlanan her tedavi i¢in Bakanhigimizca gerekli
adimlar atilmaktadir. Yakin zamana kadar herhangi bir tedavisi bulunmayan SMA’nin, 2016
yilinda Nusinersen isimli ilk ilag tedavisine dair verilerin bilim kurullarimizca incelenmesi
sonrasi, aym yil ve Diinya’daki ilk iilkelerden birisi olarak iilkemizde tiim tip 1 SMA
hastalarimin erisimine iicretsiz sunulmus yine diinya devletlerinin biiyiik ¢ogunlugunun geri
6deme kapsamina almadig1 hastaligin daha hafif formlar olan tip 2 ve tip 3 hastalarimuizin da
bundan kisa siire sonra ilaca iicretsiz erisimi saglanarak SMA hastalifinda ‘Nusinersen
Sodium’etken maddesini iceren ilag tedavisi Sosyal Giivenlik Kurumu Saglik Uygulama
Tebligi (SUT) 4.2.49 numarali maddesi ile belirlenmis olan kullanim ilkeleri dogrultusunda
Sosyal Giivenlik Kurumunca geri 6deme kapsamina alinmisti.SMA tedavisinde yer alan
nusinersen sodium etken maddeli ilag uygulanmasi igin yetkilendirilen merkezlerin
yayginlastirilmasi saglanmig, 18 yas alti i¢in 76, 18 yas stii i¢in 113 Merkeze SMA Tedavi
Merkezi yetkisi verilmistir. “SMA Klinik Protokoli” yayimlanarak ulusal diizeyde, SMA’nin
tamusi, tedavisi ve izleminde standart olusturulmasi saglanmis ve “DMD Klinik rehberi”

¢alismalar da siirdiirtilmektedir.

DMD ve SMA hastalan, Néromuskiiler Hastaliklar Birimlerinde, ikinci ve lglincii
basamak saglik tesislerinde fizyoterapi ve rehabilitasyon hizmeti alabilmektedir.



Duchenne muskiiler distrofi hastaligimin tedavisi i¢in iilkemizde ruhsath olmayan
Ataluren ve Eteplirsen etken maddeli ilaglar igin; hekimler tarafindan yurt dis1 ilag temini
kapsaminda Kurumumuza hasta bazli bagvuru yapilmaktadir. Ilgili bagvurular kurumumuz
Kisisel Tedavileri Degerlendirme komisyonu tarafindan degerlendirilmekte ve ilag
kullaniminin uygun bulunmas halinde ilacin yurt dis1 ilag tedarikgileri araciligy ile yurt disindan
ithalat1 ve hastanin ilaca erigimi saglanmaktadr.

Bu ilaglar, bilim komisyonlarinca degerlendirilmekte ve ilag lizerinde yapilan ¢aligma
sonuglari, ilag kullamm endikasyonlari ve alman uluslararas: belgeler 1518inda hangi hallerde
kullanilacagina karar verilmektedir. Boylece ilacin gereksiz kullanimi ile hastaya zarar vermesi
engellenmektedir. Tiim hastaliklarda oldugu gibi DMD hastaliginda da tiim tedavi secenekleri
ve ilaglar gelismis diinya uygulamalari gergevesinde takip edilmekte ve klinik uygulamaya
girmis tiim ilag ve tedavi segenekleri Devletimizce kargilanmaktadir.

Multidisipliner ekip ihtiyaci olan néromuskiiler hastaliga sahip vatandaglarimiza kaliteli
hizmet sunabilmeyi amaglayan 04.06.2021 tarihli ve 31501 sayil Resmi Gazete'de yayimlanan
Néromuskiiler Hastahiklar Birimi Hakkinda Yonetmelik ile noromuskiiler hastaliklar birimleri

Bakanhigimizca bolge ve il diizeyinde planlanmistir.

Ayrica “Noromuskiiler Hastaliklar Bilimsel Damisma Komisyonu” olusturulmug olup,
noromuskiiler hastaliklar birimlerimizle ilgili ¢alismalarin planli, sistematik ve siirdiirtilebilir

olarak devam etmesi saglanmistir.

Konuya gosterilen ilgiye tesekkiir ederim.



