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Asagidaki sorularimin Calisma ve Sosyal Giivenlik Bakam Sayin Vedat
Isikhan tarafindan yazili olarak cevaplandirilmasini arz ederim.30.10.2024
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CHP Ankara Milletvekili

DMD hastaligi, kas yapisinda bulunan distrofin proteinindeki genetik
mutasyonlara bagli olarak kasta dejenerasyon ve zayiflamaya yol agan ilerleyici
bir rahatsizliktir. Dmd kas hastali§1 3500 erkek cocugun 1'inde goriiliirken bu oran

- kiz cocuklarinda 50.000.000'da 1'dir. Ulkemizde yaklasik 5000 cocukta bu
hastaliga rastlanmigtir. Ancak Duchenne Muskiiler Distrofi (DMD) hastasi
cocuklarimizin yagamini siirdiirebilmesi i¢in hayati 6nem tastyan ilaglar devlet
tarafindan karsilanmamaktadir. Ozellikle "Agamree" ve "Givinostat" gibi yeni
FDA ve EMA onayli ilaglarin Tiirkiye’de karsilanmamas: ailelerde biiyiik bir
hayal kirikligina neden olmaktadir. Aileler “FDA onayli gen terapisi
'ELEVIDYS', Haziran 2024'te genisletilmis onay aldi, ama Tiirkiye'de bir adim
atilmadi.” diyerek ilaglarin geri 6deme kapsamina alinmasin talep etmektedir.
Magdur ¢ocuklar ve aileleri bu kapsamda Bakanlia seslerini duyurmak i¢in pek
cok yol denemistir.

Bu ¢ercevede;

1- Ulkemizde Duchenne Muskiiler Distrofi (DMD). tamili ka¢ c¢ocuk
bulunmaktadir?

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

3- DMD hastalifinin tedavisinde kullanilan 'Elevidys', "Agamree" ve
"Givinostat" gibi ilaglarmin geri ddeme kapsaminda olmamasinin
sebepleri nelerdir? FDA onayli bu ilaglarin Saglik Uygulama Tebligi
kapsamina alimmamasinin gerek¢esi nedir?



