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Nadir Hastaliklar Alaninda
Dogru Ulusal Politikalar ve
Yasal Diizenlemeler Gelistirilmeli

Son 20 yila bakugimizda bu
alanda oénemli sayida yenilikgi
ilacin geligtirildigini gézlemliyo-
ruz; ancak yetim ilaclarin gelis-
tirilmesi, nadir hastaliklarin do-
gasinda bulunan belirli zorluklar
nedeniyle tesvik mekanizmalari-
na 6zellikle ihtiyag duyarlar. S6z
konusu hastaliklar ile ilgili bilgi
eksikligi, klinik arastirmalar igin
gerekli olan sonlanim noktalari-
nin bu hastaliklar igin ¢ok yeni
veya henlz kanitlanmamig ol-
masl, gorece kdcik ve oldukga
heterojen hasta populasyonlari,
daha yaygin ve daha iyi anlasil-
mig hastaliklara kiyasla Ar-Ge
slresini ve basarsizlik riskini
artinr. KiglUk hasta popdlas-
yonlari, pazara basariyla ulagsan
Urdnlerin gelir potansiyelini de
sinirlar.

AB'de 2000 yili 6ncesine kadar
yasal, politik ve ekonomik tes-
viklerin de yoklugunda bilinen
6.000-7.000 nadir hastalik icin
yalnizca 8 vyenilikgi tedavinin
onaylanmasi mumkun olabilmig-
tir. 2000 yilinda yurarlige giren
“Avrupa Komisyonu Yetim llag
Mevzuatl”, nadir hastaliklarda
tedavilerin ve ilaglarin gelisti-
rilmesinin  6ninde engel olan
bilimsel ve ekonomik zorluklari
hafifletmek ve nadir hastaliklar-
la ilgili galismalan tesvik etmek
amaclyla ortaya konuldu.

AIFD'nin de (yesi oldugu Av-
rupa llag Endustrileri ve Birlik-
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leri Federasyonunun (EFPIA)
destegiyle hazirlanan “Avrupa
Birligi Yetim llag Mevzuatinin
inovasyon Tesvikleri tzerinde
Ongorilen  Etkisi Raporu’na
gobre, mevzuatin yartrlige gir-
digi 2000 ve sonrasindaki 17
yillik strede geligtirilen 142 ye-
tim ilacin neredeyse %73'Undn
mevzuat sayesinde olusan ve
yenilikgiligi tesvik eden ortam
sayesinde gelistirildigi vurgula-
niyor.’

Platform calisma raporu
yayimlandi

Nadir hastaliklarin tedavisi ala-
ninda 6nemli gelismelere tanik
olan 2019 yilinda TBMM Karari
ile bir Meclis Arastirma Komis-
yonu kurulurken Nadir Hasta-
liklar Ag: ile TUBITAK Turkiye
Sanayi Sevk ve ldare Enstitu-
sundn gergeklestirdigi  “Nadir
Hastaliklar Hasta ve Hasta Ya-
kinlari Ihtiyag Analizi Ortak Akil
Platformu” ile hasta ve hasta
yakinlarinin ihtiyaglarinin tespit
edilmesi ve nadir hastaliklara
sahip bireylerin yasam kalite-
lerini ve slrelerini artirarak top-
lum icinde aktif rol almalarini
saglayacak calismalar yapilma-
sI hedeflendi.

Platform sonucunda, faaliyet
plani calismasini da iceren Na-
dir Hastaliklar Hasta ve Hasta
Yakinlar Ihtiyagc Analizi Ortak
Akil Platformu Caligsma Raporu
yayimlanmistir.?
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Nadir hastaliklar
tedavisinde tim dinyada
onemli bir sicrama
yasandi

Yenilikgi tedavilere yonelik Ar-
Ge zincirinin en temel halkala-
rindan biri olan klinik arastirma-
larda yasanacak artisin, nadir
hastaliklarla micadele eden pek
cok hastanin yenilikgi tedavilere
erken erigimini mumkan kilabile-
cegini biliyoruz.

AIFD'nin kendi Oyeleri arasinda
2018 yili iginde yaptig bir anket
calismasinin sonuglarina gobre,
cokuluslu 10 ilag¢ firmasinin na-
dir hastaliklar alaninda yuratti-
gu 30'dan fazla klinik ¢alismaya
Tarkiye’den 300'den fazla hasta
katildi. 2019 yili igcinde yapilan
anket cgalismasinin sonuglarina
gore, Turkiye'de hentz erigimi
olmayan yetim ilaglar icin 21 kli-
nik arastirma ydaratdldyor. 2020
yilinda AIFD ve EFPIA tarafindan
olusturulan rapora gore, Turki-
ye'de 2009-2019 vyillar arasinda
nadir hastaliklar alaninda yara-
tulen 89 adet endustri destekli
aktif klinik galigma, tim klinik
calismalarin %17,1'ini  olustur-
maktadir.®

Rakamlar, nadir hastaliklarin
tedavisi alaninda tim dinyada
onemli bir sigrama yasandigini
ortaya koyuyor. 2006 ile 2016
yillart arasinda nadir hastalik-
lara yonelik klinik aragtirmalar
yilllk %88 oraninda artarken®
2000-2017 yillari arasinda 1.956
ilaca nadir hastaliklarin tedavi-
sinde kullanilan ilaglari tanimla-
yan “Yetim llag Stattsu” verildi.!

AIFD olarak “Ulusal Nadir Has-
taliklar Politikas!" kapsaminda
yayimlanmasi beklenen yetim
ilaglarla ilgili mevzuatin da bu
alandaki en degerli iyilestirme-
lerden biri olacagina inaniyoruz.

Evde saglik hizmetleri

icin yonetmelik calismasi
surdayor

Gunumuzde nadir hastaliklarin
yalnizca %5'i i¢in onaylanmis bir
tedavi bulundugu tahmin edili-
yor.5 Nadir hastaliklar alaninda
karsilanmamig tibbi ihtiyag ha-
len yuksek. Sektorimuizin tim
bilegenleri bu alandaki ihtiyaci
karsilamak icin ¢are bulana dek
¢6zUm Uretmeye devam ediyor.

TBMM Meclis Arastirma Komis-
yonunun yaptidi calismalarin
yani sira Saglik Hizmetleri Genel
Madarlaga (SHGM) banyesinde
Otizm, Zihinsel Ozel Gereksi-
nimler ve Nadir Hastaliklar Daire
Baskanh@inin kurulmus olmasi
2019'da bu alanda yaganan en
onemli gelismeler arasindadir.
Nadir hastaliklarin tani ve teda-
visine yonelik “Mukemmeliyet
Merkezleri” kurulum galigmalari-
ni da ¢ok édnemsiyoruz.

SHGM Nadir Hastaliklar Dairesi,
pandemi surecinin bagindan bu
yana duzenli olarak STK'lar ile
goérusiyor ve tedavi devamhhig
icin esneklik sagliyor.

Evde saglk hizmetleri ile ilgili
olarak ortaya cikan yeni ihtiyag-
lan kargilamak igin bir ydnetme-
lik calismasi iginde olan kurum,
pandemi doéneminde &nemi
daha da anlasilmis olan bu kri-
tik konuda cok énemli bir adim
atmis bulunuyor.

Nadir hastaliklarin tani ve tedavi
sUreclerine yoénelik altyapi iyi-
lestirmeleri, nitelikli insan kay-
naginin ve yenilikci ilaclara eri-
simin artirnimasi, bu alana 6zgu
dogru ulusal politikalar ve yasal
duzenlemelerin gelistiriimesi ile
ivme kazanacaktir.

Bu alanda somut

Oneriler icerecek

bir rapor icin

calismalara basladik

AIFD olarak kendimizi tum pay-
daslar arasindaki etkilesimi ko-
laylastiran ve bilimsel anlamda
destekleyici rol oynayan bir
paydas seklinde konumlandiri-
yoruz. 23 Ekim 2019 tarihinde
yapilan komisyon toplantisinda
bu alanla ilgili énemli bilgi ve
ihtiyaclari komisyon dikkatine
sunma imkani bulduk.

Toplantinin  ardindan tutanak-
larin analizi ile TBMM Meclis
Arastirmasi Komisyonu Raporu
2020 yihnin mart ayinda yayim-
land1.® Rapor igerigi bu alanda-
ki gelismelerin hiz kazanmasini
saglayacaktir.

Nadir hastaliklarla micadelenin
toplum saghgi énceliklerinin ba-
sinda yer aldigina inaniyoruz.
Yetim ilaglara 6zgl duzenleme-
ler bu alandaki yenilikci tedavi-
lere erigim igin kilit rol oynuyor.
Bu mucadelenin énemli parga-
larindan biri de nadir hastalikla-
rin tedavilerine yonelik referans
bilgi kaynaklarini olugturmaktir.

Uye firmalarimizin kosulsuz des-
tegiile bu alanda tlkemize 6zgu
gelisim alanlarinin belirlenme-
si ve yenilikci ilaglara erigimin
artirlmasi gibi éncelikli politika
konularinda somut &neriler ice-
recek bir arastirma raporu i¢in
calismalara bagladik.

Tum paydaslarimiza referans
kaynak olabilecek calisma-
larimizi 2021 ve devam eden
yillarda artirarak bu alanda uy-
gulanacak politikalara katkida
bulunmak istiyoruz. Yenilikgi-
ligin degerini en iyi sekilde or-
taya koyan tedavi alanlarindan
biri olan nadir hastaliklara 6zgt
ihtiyaclarin hizla kargilanmasi
adina var gucumdizle galigyo-
ruz.
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