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Nadir Hastaliklarda

Is Birligine

lhtiyacimiz Var

AIFD Ge skreteri Dr. Umit Dereli nadir hastaliklar konusunda diinyada ve tlkemizde
AIFD Genel Sekreteri Dr. Umit Dereli nadir hastaliklar konusunda diinyada ve Glkemizdeki
estirdikleri calismalardan bahsetti.

son durumu aktardi ve AIFD olarak gercek

2019 yilinda nadir hastaliklar
alaninda dunyada ve
ulkemizde ne durumdayiz?
MNadir hastaliklarla micadele eden
hastalar ve yakinlarina daha kalitel
bir hayat saglamak igin ilk atilmas
gereken adim oncelikle dogru bir
tam sunmaktir ve tum paydaslann
bu zorlu alanda is birligine ihtiyaci
vardir. Tlrkiye'de ise bu konudaki
bilincin artinlmasi igin hem yasal
duzenlemelerin hem de politikala-
nn geligtirimesine ihtiyacimiz var.
Yanhg ve geg tam konmasinin bir
sonucu olarak gereksiz testler ve
tedaviler saglik sistemi igin énemli
bir maddi yuk anlamina gelmekte-
dir.” Hastalar bu sUregte gogu za-
man endigeli hissederler ve saglk
sistemine guvenlerini kaybedebilir-
ler # Ancak erken tani, uygun tedavi
ve tibbi bakim uygulandig) takdirde
bu hastalann yasam kalitesi artirn-
labilir ve beklenen yasam sdreleri
uzatilabilir.

MNadir hastaliklara yénelik en iyi ka-
litede saglik hizmetinin saglanmasi
igin bu alanlarda yeterli deneyime
sahip saghk hizmetleri uzmanlar-
nin bulunmasi genellikle zordur. Az
sayidaki hasta nedeniyle nadir has-
taliklarda saghk uzmanlannin yeterli
tecribe kazanmasi da zor olabilir 2
Diger yandan, tedavi bu alandaki
uzmanlar tarafindan yénetimezse,
bu durum yanlis tan, uygunsuz te-
davi ve daha kétl saglk giktilan ile
sonuglanabilir 342

Uluslararasi
hastaliklar

i5 birliklerinin nadir
konusunda yarataca-
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g1 katma deder ¢ok ylksektir. BM
2030 Gundemi, Sardardlebilir Kal-
kinma Hedefleri (SKH) ve Evren-
sel Saghk Kapsami Hedefi gibi
kiresel politika glindeminde vyer
alan bir dizi onemli etkinlik, Madir
Hastaliklar Sivil Toplum Kuruluslan
(STK) Komitesi'nin yakin bir tarihte
kurulmasi, nadir hastalklar konu-
sunun ivme kazanmasina yardimei
olmustur.® Hasta sayisinin azhg ve
uzman sayisinin yetersizligi dikkate
alindiginda bu ig birlikleri gok daha
blylk bir 6nem tasgir.

Yurdrldkteki yasal
duzenlemeler yeterli mi?
Madir hastaliklara yonelik yasal
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dizenlemeler Ulkemiz igin de bir
politika énceligi olmalidir. En son
Avrupa llag Federasyonu EFPIA ile
birlikte yaptifimiz galismaya gore,
2015 ile 2017 arasinda Avrupa llag
Ajansi EMA’'min onayladigi 38 yetim
llacin sadece 51 Tarkiye'de geri
odenmektedir. Bu rakama yurt di-
sindan getirilen ilaglar da dahildir.
Biz bu orana bulunabilirlik oram
diyoruz. Turkiye maalesef %13 ile
Avrupa'da bulunabilirligin en di-
sUk oldugu Ulkelerden biridir. Yetim
llaglann bulunabilirigi Almanya ve
Ingiltere’de %90'dan fazladir. Daha
4-5 yil énce ekonomik iflasin esi-
ginden donen Yunanistan'da bile
%68'dir. Bu nedenle Turkiye llag



Sektérd Strateji Belgesi ve Eylem
Plam (2015-2018) kapsaminda da
yer alan, nadir hastaliklann teda-
visinde kullamilan ilaglann daha hizl
bir sekilde hastalara ulagtinimasi
hedefinin konmasi gok dedgerli bir
adimdir. Bu adimin desteklenmesi
igin, ruhsatlandirma ve geri édeme-
de nadir hastaliklara 6zel sdregler
tanimlanmalidir. Buna gore éncelikli
olarak gerekli mevzuat galigmalannin
hayata gegirimesi hedeflenmelidir.

Ayni sekilde, kesin tedavisi bilin-
meyen hastalik tarerine iligkin mev-
cut durumun tespit edilip tedavi
ve bakim yontemlerinin belirlen-
mesi, hastalann ve yakinlannin
problemlerine iligkin ¢dzUm

Bu alanda elinizdeki veriler
neler soyluyor?

MNadir hastaligr olan bir kiginin dog-
ru tamiyl almasi ortalama 8 yil, hatta
daha fazla surebilirken bu taniy al-
mak igin birden fazla doktora goran-
mesi gerekiyor.” Dldnya genelinde
buglne kadar tanimianan yaklagik 7
bin nadir hastalik bulunuyor.® Nadir
hastaliklarin %807 genetik kokenli,
geri kalani ise viral, bakteriyel en-
feksiyon, alerji ya da diger gevresel
faktorler sonucu ortaya gikiyor 8810

®6 Nadir hastaliklara

yonelik en iyl kalitede saglik
hizmetinin saglanmasi icin bu

yontemlerinin - geligtiriimesi
amaciyla Meclis Aragtirma
Komisyonu  kurulmasina
liskin 09.02.2019 tarih-
i Resmi Gazete'de vya-
yimlanmis TBMM karan,
bizler igin sevindirici bir
gelismedir. Bizler de AIFD
olarak, nadir hastaliklar
olan hastalanmizin dogru

saglik hizmetleri uzmanlarinin
bulunmasi genellikle zordur.
Az sayidaki hasta nedeniyle

nadir hastaliklarda saglik
uzmanlarinin yeterli

alanlarda yeterli deneyime sahip

tedaviye zamaninda erigebil-
meleri igin tim gicimizle ga-
ismaya ve bu amagla tOm pay-
daglarla birlikte is birligi yaparak
elimizden gelen katkiyi sunmaya
devam edecediz.

Nadir hastaliklar alaninda
AIFD olarak ne gibi bir
organizasyonunuz mevcut?
Bu alanda ihtiyacimiz olan mevzu-
at gahsmalannin ve is birliklerinin
desteklenmesi igin tum paydaglarla
diyalog halinde olan bir komitemiz
var. Nadir Hastaliklar Komitesi, her
vil bu alandaki bilimsel ve duzen-
leyici calismalarnn desteklenmesi
adina olusturdugu stratejik plan
dogrultusunda galigmalanm  yU-
ratdyor. Ekibimiz ruhsatlandirma,
medikal ve klinik arastirmalar gibi
departmanlarda ¢aligan, nadir has-
taliklar ve yetim ilaglara 6zgu dene-
yimi olan dye firma temsilcilerinden

segiliyor.

tecriibe kazanmasi da
zor olabilir 99

Avrupa Birligi nadir hastaliklarn, her
10 bin Kigi arasindan en fazla 5 kisgi-
de gordlen hastaliklar olarak tanim-
Iiyor ®

lag sirketlerini nadir hastaliklara
yénelik aragtirma yapmaya ve ilag
gelistirmeye tegvik etmek amaciy-
la nadir hastaliklanin tedavisi igin
geligtirilen ilaglara “Yetim llag” sta-
thsl verilmesine olanak saglayan
yvasal dizenlemeler blylk dénem
tagimaktadir. Yetim ilag mevzuat,
yararlage girdigi Olkelerde nadir
hastaliklann tedavisinde kullanilan
ilaglara erigimde &nemli bir fark
yaratmigtir. Ornedin, Avrupa Bir-
ligi'nde Yetim llaglar Yénetmeligi
yardriige girmeden o&nce nadir

hastaliklar igin sadece 8 tedavinin
ruhsat onayl varken, mevzuatin
yararloge girmesinden bu yana
125'ten fazla Ordne ruhsat onayl
verilmigtir.™®

AIFD'nin kendi GQyeleri arasinda
2018 yil iginde yaptig bir anket
galigmasina gore gok uluslu 14
ilag firmasinin nadir hastahiklar ala-
ninda geligtirdigi 226 yetim ilagtan
henlz 70 ulkemizdeki hastalann
erisimine sunulabilmistir. Yine ayni
anketin sonuglarina gore gok ulus-
lu 10 ilag firmasinin nadir hastalik-
lar alaninda yarittGga 30°dan faz-
la Klinik galgmaya dlkemizden
300°den fazla hasta katilmigtir.
Bu alandaki klinik galigmala-
rnn desteklenmesi, yenilik-
¢i tedavilerin daha fazla
hastaya ulasgtirlabilme-
sini ve tibbin hizmetine
daha hizl sunulabilme-

sini saglayacaktir.
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