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Turkiye'de Nadir Hastalik ve

Yetim ilaclar Mevzu

Avrupa Komisyonu nadir hastaliklari
toplumda ¢ok az sayida kiside gorul-
mesinden dolayl ortak ¢aba gerekii-
ren ve yasami tehdit eden ya da ¢ok
ciddi engellilik yaratan hastaliklar ola-
rak tanimlamistir.” Nadir hastalik sik-
Iig1 da toplumda 10.000 kiside 5 Kisi
olarak belirlenmistir. Ultra-nadir tanimi
icin FDA ve EMA tarafindan onaylan-
mis bir ifade olmamasina ragmen,
AB'de de Iingiltere’de NICE tarafindan
tanimlanmakta oldugu gibi, 1/50.000
kisi hastalk sikligi dikkate alinarak si-
niflandinimaktadir.

Dinyada bilinen nadir hastaliklarin
sayisinin 6-8 bin oldugu vurgulan-
maktadir. Dunyada 250-300 milyon
insanin ve Avrupa’da 27-36 milyon
insanin nadir hastaliklarla micadele
ettigi, Ulkemizde ise nadir hastalikla-
nn toplumun %6-8'ini, yani yaklasik
6-7 milyon insani etkiledigi tahmin
edilmektedir. Bunlarin %50'sini ¢o-
cuk niUfusu olusturmaktadir.  TUr-
kiye'de akraba evliligi yogunlugu
(toplumun %25’i) nedeniyle goérulen
nadir hastaliklarin %80'i herediterdir.
Nadir hastaliklarin Turkiye’deki mev-
cut boyutuna ilaveten bu hastaliklarin
toplum saghgi icin dnemi de dikkat
cekici duzeydedir ve halk saghd
acisindan farkl bir yaklagim gerektir-
mektedir.

Nadir hastaliklar toplumda az gorul-
mekle birlikte yasami tehdit etmeleri
ya da ciddi engellilik yaratmalari ne-
deni ile toplumsal bir saglik problemi
olarak yansimaktadir. Hastalarin du-
sen yasam kaliteleri ve verimlilikleri,
surekli hastane ziyaretleri, bagimlilik
ve yuk olma hissi ve buna bagl ola-
rak yasadiklar depresyon hasta ya-
kinlarini da olumsuz etkilemektedir.
Ozellikle de nadir bir hastaliga sahip
cocuklarin aileleri tani ve tedavi sU-
reclerinde ¢ok ciddi etkilenmekte ve
sorunlar yasamaktadirlar.
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Bilinmezlerle dolu bir alan

Yetim ilaglar, yasami tehdit eden ya
da ciddi engellilik yaratan nadir has-
taliklarin teshisi, 6nlenmesi veya teda-
visinde kullanilan beseri tibbi Urdnler
olarak tanimlanmaktadir.

Nadir hastaliklar ve yetim ilaglar
konusu, diger alanlarla kiyaslan-
diginda farkindahgin az oldugu ve
bilinmezlerle dolu bir alandir. “Yetim
ilaclar” ABD’de 1980, Japonya'da
1993, Avusturalya’da 1998 ve AB’de
2000'li yillarda ancak gundeme tagsi-
nabilmis ve diger hastaliklardan fark-
Il ele alinmaya basglanmistir. Haziran
2009'da Avrupa Birligi Saglik Bakan-
lari Konseyi ttm AB Uye devletlerin
nadir hastaliklar icin ulusal planlar
uygulamalarini gerektiren bir Avrupa
stratejisi benimsemistir. 2016 yilin-
da tim Avrupa Ulkeleri ulusal nadir
hastalik planlarini resmilestirmistir.
Ulkeler nadir hastaliklarla ilgili ken-
di ulusal ihtiyaclari dog@rultusunda
yetim ilag sektorine farkll imtiyazlar
saglamaktadir.  Ornegin  Avustral-
ya yetim ila¢ sirketlerine 5 yil pazar
munhasirigi saglarken ABD 7 yil, AB
ve Japonya 10 yil pazar miUnhasirhig
saglamaktadir.
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Nadir hastalara yonelik farkli
politikalar gelistirildi

Turkiye'de saglik sistemi 2003-2008
yillari arasinda bir reform dénemin-
den gecmistir. Genel saglk guven-
cesi ve hastalarin serbest erisim
tercihi, hizmet sunucu sektord icin
surdurtlebilir bir talebi guvenceye
aldi. Ozel hizmet sunuculari ile ilgi-
li dUzenleyici ortam 2008 yilindan
sonra istikrarini korudu ve yalnizca
fiyatlandirma konusunda kUguk re-
vizyonlar yapildi (istikrar dénemi,
2009-2017). Bu sUre zarfinda da na-
dir hastaliklarla mtcadele eden has-
talara yonelik olarak farkl politikalar
gelistiriimesi  goérisd  benimsendi
ve nadir hastaliklar ve yetim ilaglar
alaninda tim paydaslarin goéris ve
Onerileri de alinarak ulusal hedefler
belirlendi. 2011 yilinda Turkiye ilac
ve Tibbi Cihaz Kurumu tarafindan
Ulusal Yetim ilac Kilavuz Taslag
hazirlandi ve sektor temsilcileriyle
paylasilarak kendilerinin de ulu-
sal mevzuat ile ilgili 6nerileri alindi.
2014 yiinda gerceklestirilen “Nadir
Hastaliklar ve Yetim ilaglar Sempoz-
yumu ve Yetim ilac Yonetmelik Ca-
listayi’nda akademi, kamu, sektor
ve STK temsilcilerinin énerileri dog-
rultusunda Ulusal Yetim ilag Kilavuz
Taslagi gtncellendi.

2014 yilinda 10. Bes Yillik Kalkinma
Programi kapsaminda olusturulan
ve 9 Oncelikli DéNUgUM Programin-
dan birisi olarak aciklanan Saglk
Endustrilerinde Yapisal Doéndsim
Programi Eylem Plani cercevesin-
de yerli ve yabanci sektoér ile yakin
is birligi icinde calisacak akredite
arastirma, test ve dlgcim merkezle-
rinin kurulmasi politikasi kapsamin-
da, Ulkemizde yetim ilaglar alaninda
kapasite olusturulmasi eylemi Saglik
Bakanh@r ve ilgili kuruluslara adde-
dildi. 5 Ocak 2017 tarihinde Anka-
ra'da Saglk Bakanlig tarafindan
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Saglik Hizmetleri Genel Mudurlagua
ve TUSEB is birligi ile “Uluslararasi
Nadir Hastaliklar Panel ve Calista-
yI” organize edildi. Konularinda uz-
man yaklasik 80 klinisyen hekimin
katildigr “Nadir Hastaliklar Eylem
Plani Calistay!” sirasinda belirlenen
hedef ve eylemlerin hizli bir sekilde
filliyata donasturtlerek “Ulusal Nadir
Hastalik Eylem Plani” olusturulmasi
bu alanda ilerleme yoéninde atiimig
Oénemli bir adimdir.

Turkiye Genom Projesi basladi
2018 yilinda TUSEB tarafindan Strate-
jik Eylem Plani hazirlandi. Aziz Sancar
Arastirma Gelistirme Merkezi (ASA-
GEM), genom dizileme, biyoenfor-
matik analiz ve veri toplama amaci ile
yapilandirildi. Bu merkezde 100.000
insan tum genomu hedefli 5 yil stre-
cek Turkiye Genom Projesi (TGP) pi-
lot fazi basarn ile tamamlandi ve 100
saglikli bireye ait genom dizileme ve
biyoenformatik analiz ¢alismalarn ta-
mamlandi. 2019 yili itibaryla devam
edecek TGP ikinci fazi kapsaminda
1.500 saglikli ve nadir hastalik teghisi
alan bireyin tim genom ve mikrobi-
yom analizleri gergeklestirilecektir.?
“Nadir Hastaliklar”, “Kanser”, “Komp-
leks Hastaliklar’in erken tanisini ve
“Kisiye Ozel Tedaviler’i kapsayan
“Genom Projesi’nde de 6nemli bir
asama katedilmis olmasi Ulkemiz adi-
na sevindirici bir gelismedir.

Nade Hastailar Eylem 44

4 Hubumet
2006 Y EBylemn
Plan

e ho Mechs Araylrma
e
-
Yetion Rag
Yonetmetk
Gawptay Arabh 2015

K omayone
Uontararans Na  UUImasing
Panch TOMM Karar

Den ST gubat 2019

Fryat | Tethy | l

-
Of4g

Meclis Arastirma Komisyonu
kuruldu

6 Subat 2019 tarihinde TBMM Ge-
nel Kurulu'nda ALS, SMA, DMD, MS
hastaliklarinda ve tedavisi bilinme-
yen diger hastaliklarda uygulanan te-
davi ve bakim ydntemleri ile bu has-
taliklara sahip kisiler ve yasadiklar
sorunlarin ve ¢ozumlerinin belirlen-
mesi amaciyla bir meclis arastirmasi

acllmasina, bu arastirmay! yapacak
12 Uyeden olusan bir Meclis Arastir-
ma Komisyonu’nun kurulmasina dair
karar alindi. Komisyonun ¢alisma
sUresi basgkan, baskanvekili, sézcu
ve katip sec¢imi tarihinden itibaren
3 ay olarak belirlendi. TBMM karari
9 Subat 2019 tarihli ve 30681 sayili
Resmi Gazete’de yer aldi.® Meclis
Arastirma Komisyonu’nun arastirma-
lari sonucunda elde edilecek ciktilar
Saglik Bakanligi ve Tirkiye ilag ve
Tibbi Cihaz Kurumu'nda Eylem Pla-
n'na donUsturdlecektir. Gortlen o ki
Ulkemizde nadir hastaliklar konusun-
da farkindalk dizeyi hem kamuoyu
hem de kamu kurum ve kuruluslar
nezdinde son yillarda giderek artmig
ve hasta odakli ve uzun soluklu ¢o6-
zUm gelistirmeye ydnelik gerekli tim
adimlar atilmigtir.
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" European Commission Health & Consumer Pro-
tection Directorate-General http://ec.europa.eu/
health/ph_information/documents/ev20040705_
rd05_en.pdf

2 https://www.tuseb.gov.tr/tbe

3 http://www.resmigazete.gov.zztr/eskler/2019/02
/20190209-2.pdf
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