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“Turkiye’de Nadir Hastahklar”
Raporu Kamuoyuyla Paylasildi

Arastirmaci llag Firmalari Dernegi (AIFD) girisimiyle IQVIA tarafindan hazirlanan
“Turkiye'de Nadir Hastaliklar” raporu, tlkemizde 5 milyonun tizerinde kisiyi etkileyen nadir
hastaliklar icin mevcut durum hakkinda saptamalar yaparken bir yandan da ulusal politika,

altyapi ve Ar-Ge konularinda éneriler sunuyor.
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TUSEB Asi Enstitust Baskani

20 yidir Turkiye'deki hastalann yenilikgi
lag ve tedavilere erisimi icin Uyeleri ile
birikte calisan Arastrmaci llag Firmalan
Derneginin (AIFD) girisimiyle arastrma
sirketi IQVIA tarafindan hazirlanan “Tur-
kiye'de Nadir Hastalklar" raporunun
bulgulan, 30 Kasm 2023'te Ankara’'da
duzenlenen, kamunun yogun katilim
gosterdigi toplantida kamuoyuyla payla-
sidi. Nadir hastalklarla micadeleyi igbir-
likleriyle glclendirmeyi hedefleyen AIFD,
6 lyesinin destegiyle hazirlanan raporun
nadir hastaliklar alanindaki ¢alismalar igin
bir referans kaynagi olmasini hedefliyor.
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Otizm Zihinsel Ozel Gereksinimber ve
Nadir Hastaliklar Daire Baskani

Saglk Hizmetler Genel
Muadarltgt Genel Mudaro

Raporun tanitim toplantisinda aci-
s konusmalarini AIFD Yonetim
Kurulu Baskan Yardimcisi Sehram
Zayer, Otizm Zihinsel Ozel Gerek-
sinimler ve Nadir Hastaliklar Daire
Baskani Prof. Dr. Onur Burak Dur-
sun, TUSEB Asi Enstitlisii Baskani
Prof. Dr. Ates Kara ve Saglk Hiz-
metleri Genel Mudurligu Genel
Muidiri Dog. Dr. ihsan Ates ger-
ceklestirdi. IQVIA Temsilcisi Sule
Akbil de “Turkiye'de Nadir Has-
taliklar® sunumu ile raporda one
¢tkan bulgulan paylasti.
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AIFD Genel Sekreten

Sehram Zayer
AIFD Yénetim Kurulu
Baskan Yardimcisi

Nadir hastaliklarla mucadelede
isbirlikleri kritik onem tasiyor

Ulkemizde son yillarda hem kamu hem
de diger paydaslar tarafindan nadir
hastalklar alaninda 6nemli adimlar atil-
digni soyleyen AIFD Yonetim Kurulu
Baskan Yardimcisi Sehram Zayer su ifa-
deleri kullandi: "Saghk Hizmetleri Genel
Mddurligu bunyesinde Otizm, Zihinsel
Ozel Gereksinimler ve Nadir Hastaliklar
Daire Bagkanlginin kurulmasi, TBMM
Nadir Hastaliklar Komisyonunun olustu-
rulmasi ve nadir hastalklar alanindaki ilk
resmi plan olan ‘Nadir Hastalklar Saglk



Strateji Belgesi ve Eylem Plani'nin ya-
yimlanmasi gibi 6nemli gelismeler, llke-
mizde nadir hastaliklarla mucadele eden
herkesin gerekli tani ve tedavi kosullarn-
na erismesi adina atilan onemli adimlar
oldu. Bugtn sizlerle paylastigimiz “Tur-
kiye'de Nadir Hastalklar’ raporumuzun
12. Kalkinma Plani’'nda yer verilen nadir
hastalkklarla mucadele adimlarini des-
tekler nitelikte olduguna, bulgularin ve
gelisim alani 6nerilerinin nadir hastaliklar
alaninda ulkemizde surdurulen ¢alisma-
lara ve ¢o6zumlere 6nemli dlgctide katki
sunacagina inaniyoruz. Nadir hastalikla-
rin etkin yonetiminde bu hastaliklara yo-
nelik Ar-Ge calismalannin yurttilmesi,
hastaliklarin 6nlenmesi ve erken tanisi,
hastalarin destek tedavileri dahil ihtiyag
duyduklan tim tedavilere erisimi, hasta
kayitlarinin uzun vadede ve dlzenli ola-
rak tutulmasi ve hem saglik calisanlar
hem de toplum genelinde farkindalik
yaratimasi buyuk onem tasiyor. Tur-
kiye'de dunyadaki uygulamalardan
farkl olarak nadir hastaliklarin tedavisi
icin gelistirilen ilaglara 'yetim ilag' sta-
tusu verilmesine olanak saglayan yasal
dizenlemelerin gerceklestirimesi, ilag
ruhsatlandirma yonetmeliginde ve geri
odeme yonetmeliginde de yetim ilaca
yonelik duzenlemelere yer verilmesi,
nadir hastalklarin tedavisinde kullani-
lan yetim ilaclarin ruhsat, fiyatlandirma
ve geri odeme sureclerinde farkh ve
efektif modellerin degerlendiriimesi ve
ele alinmasi bu ilaglara erisim adina
atlacak onemli adimlan olusturuyor.
Nadir hastaliklar ile mucadele eden
hasta ve hasta yakinlarina gerekli des-
teklerin saglanabilmesi ve llkemizdeki
hastalarn etkin tedaviye erisebilmesi
icin kamu, ozel sektor ve sivil toplum
kuruluslan tarafindan yapilan isbirlikleri
cok degerli. AIFD olarak her zaman ol-
dugu gibi nadir hastaliklar alaninda da
geride hi¢cbir hastayl birakmayacak tani
ve tedavilerin gelistirilecegdi bir dinyaya
giden yolda tum paydaslarla yapici is-
birligine acik olmakla birlikte elimizden
gelen katkiyl sunmaya ve ¢cozum ortag
olmaya hazirz."

NADIR HASTALIKLAR

Nadir hastaliklar konusunda
yuruttugumuz calismalar
sadece tibbi bir sorumluluk
degil ayni zamanda etik bir
sorumluluk

Saglk Hizmetleri Genel Mudurlugu
Genel Miduri Dog. Dr. ihsan Ates
ise konusmasinda, “Nadir hastaliklar
konusunda yuruttugumuz calisma-
larin sadece tibbi bir sorumluluk de-
gil ayni zamanda etik bir sorumiuluk
oldugunun da bilincindeyiz. Nadir
hastaliklarin tani ve tedavi sureclerini
hizlandirmak, arastirma ve gelistir-
me faaliyetlerini artirmak, hastalar ve
hasta yakinlarina destek olmak son
derece elzemdir. Bu surecte iyi bir
isbirligi ornegi olarak bizlere katkida
bulunan herkese tesekklrlerimi ileti-
yorum. Onlmiizdeki 5 yillik siirecte
nadir hastaliklara yonelik tum paydas-
larin katihmi ile dizenlenen bugunku
calistayimizin onemli bir yol gosterici
olacagina inaniyorum” dedi.

Raporda one c¢ikan bulgular soyle si-
ralaniyor:

¢ Turkiye'de 5 milyondan fazla bire-
yin herhangi bir nadir hastaligi oldugu
tahmin ediliyor.

e Turkiye'de nadir hastaliklara sahip
bireyler dogru tani alana kadar yakla-
sik 7 yil geciriyor ve yaklasik 8 uzma-
nin kontroltinden geciyor.

e Avrupa'ya kiyasla Turkiye'de cok
yuksek olan akraba evliligi orani (%5'in
altina karsilk %23,2) ulkemizde nadir
hastaliklarin gortdlme sikhginin Avrupa
seviyesinin Uzerinde olabilecegini du-
sundurtyor.

® Dunya capinda bugune dek tanim-
lanmis yaklasik 8 bin nadir hastalk
buluyor ve bunlara her yil yenileri ek-
leniyor.

® Taniml hastaliklann %70'ten fazlasi
genetik gecisli oimakla birlikte yaklasik
% 70'i cocukluk gaginda ortaya cikiyor.

® Bugline dek tanimlanmis nadir has-
taliklanin ancak %5'i i¢in tedavi gelisti-
rilebilmistir.

Tarama calismalari

¢ Ulkemizde 2021 sonu itibariyla 6 na-
dir hastallk yenidogan taramasi prog-
ramina dahil edilmis durumda.

e Turkiye'de yurutulen tum yenidogan
tarama calismalan sayesinde yilda
yaklasik 4 bin 500 ¢cocugun var olan

devami arka sayfada 4
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hastaliklarinin sonuclarindan korun-
masi ve engellilik olusumunun 6ntne
gecilmesi saglaniyor.

e [talya’da ve ABD’'nin cesitli eyalet-
lerinde 50'den fazla, Tayvan'da ise
26’dan fazla nadir hastaligin yenidogan
bebeklerde tarandigi g6z 6nunde bu-
lunduruldugunda Turkiye'de bu prog-
ramin gelisim potansiyeli gortlayor.

Pazara erisim surecleri

¢ Ulkemizde 2009 yilindan itibaren nadir
hastalklarn tedavisinde kullanilan “ye-
tim ilaclara” yonelik bir yasal dizenleme
uzerinde cesitli calismalar yapiimissa da
herhangi bir yasa ya da yonetmelik ha-
yata geciriimemis durumda.

¢ Turkiye'deki hastalar, ABD Gida ve
lag Dairesi (FDA) veya Avrupa ilag
Kurumu (EMA) tarafindan yetim ilac
statistu taninmis ve bu statisu hala
gecerli olan toplam 416 adet ilactan
151 adedine cesitli sekillerde erise-
biliyor. Bu ilaclann sadece 76 adedi
Turkiye'de olmakla birlikte 75" Ulke-
mize “Yurtdisi llac Listesi” araciligiyla
getiriliyor.

e 2017-2020 yillan arasinda EMA
onay! alan 57 yetim ilacin incelendigi
bir calismada bunlarin sadece 8'’ine
Tarkiye'de geri odemeli olarak erisi-
lebildigi, bu sayinin 21 olan Avrupa
ortalamasinin ¢ok gerisinde kaldig
gorultyor.

® Turkiye'de erisilen 8 yetim ilagtan
sadece 2'sinin uUlkemizde ruhsath ol-
dugu, digerlerine “Yurtdisi llac Listesi"
uzerinden erisildigi saptanmis durum-
da. S6z konusu ilaglara EMA onayin-
dan itibaren Tirkiye'ye “Yurtdisi ilac
Listesi" Uzerinden geri odemeli erisi-
min ortalama 461 glinde saglandig,
bu slrenin Almanya’'da 102 gin oldu-
gu gozlemleniyor.

® Turkiye'de cesitli branslardaki uz-
man hekim sayilan zaman igcinde artis
gosterirken ulkemizde kisi basina du-
sen uzman hekim sayisi hentuz OECD
ortalamasinin oldukca gerisinde yer
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aliyor ve uzman hekimlerin Ulke ge-
neline dagiiminda esitsizlik gozleniyor.

* Raporda nadir hastaliklarla ilgili bul-
gularin yani sira ulusal politikalar, altya-
p!I ve Ar-Ge olmak Uzere U¢ konu oda-
ginda 19 ¢ozum oOnerisi de yer aliyor.

Raporda yer alan ulusal
politika onerileri

1. Olusturulacak ortak bir komisyon
onderliginde nadir hastaliklara ozel
ulusal plan, politika ve stratejilerin be-
lirlenmesi ve uygulamasinin takibi

2. Uluslararasi standartlarla uyumlu
nadir hastaliklarin tedavisinde kullani-
lan “yetim ila¢” taniminin belirlenmesi
ve ilgili mevzuatin olusturulmasi

3. Nadir hastalik tedavilerinde ruhsat
surecinin hizlandinlmasi

4. Nadir hastalk tedavilerine yonelik
fiyatlandirma ve geri 6deme surecle-
rinin iyilestiriimesi

5. Nadir hastalklarin tani ve tedavi-
sinde kullanilan test ve tibbi cihazlara
erisimin kolaylastirimasi

6. Turkiye'nin nadir hastaliklar konu-
sunda dunyada onde gelen organi-
zasyonlarda aktif sekilde yer almasi

7. Nadir hastaliklar alaninda kamu ve
ozel sektor isbirliklerinin hayata gegciril-
mesine ve kapsaminin genisletiimesi-
ne zemin olusturulmasi

8. Nadir hastalklarda toplumun far-
kindaligini ve bilgi duzeyini artirmaya
yonelik faaliyetler gerceklestirimesi

9. Hasta derneklerinin guclendiriimesi
ve uluslararasi kuruluslar ile iletisiminin
gelistirimesi

Raporda yer alan altyapi
sureclerine iliskin oneriler

1. Nadir hastaliklarin tani ve tedavisin-
de gorev alan uzman hekimlere erisi-
min artinlmasi

2. Nadir hastaliklarin yonetiminde go-
rev alacak, nadir hastalklar Gzerine
egitimli tibbi destek hizmetleri ve sosyal

hizmetler personeline erisimin iyilestiril-
mesi

3. Birinci basamak saglk kurulusla-
rnda gorev yapan hekimlerin ve diger
saglk personelinin nadir hastalklarla
ilgili farkindalik ve bilin¢g dizeyinin ar-
tinimasi

4. Nadir hastalklar alaninda ulusal ve
uluslararasi referans ve iletisim aglari-
nin kurulmasi ve gu¢lendiriimesi

5. Tarama programi kapsamindaki
hastaliklarin genisletimesi ve tarama
sonucu risk grubunda oldugu belir-
lenen hastalara sunulan danismanlik
hizmetlerinin iyilestiriimesi

6. Nadir hastalklara 6zel multidisipli-
ner yaklasimin benimsendigi uzmanlik
merkezleri olusturulmasi ve bu mer-
kezler icin akreditasyon kriterlerinin
belirlenerek kontroltinin saglanmasi

7. Nadir hastalk tanisi alan hastalarin
ve risk tasiyan bireylerin saglk kayitlari-
nin duzenli tutulmasi ve takip edilmesi

8. Ulkemizde erisilebilen ancak henliz
ruhsat onayr almamis, nadir hasta-
liklar alaninda kullanilan tedaviler icin
gercek yasam verisi calismasi yapila-
bilmesinde esneklik saglanmasi

Raporda yer alan Ar-Ge
sureclerine iliskin oneriler

1. Nadir hastalklarnin tani ve teda-
visine yonelik urlnlerin Tarkiye'de
gelistiriimesi icin Ar-Ge faaliyetlerinin
desteklenmesi, bu faaliyetler icin uy-
gun zemin olusturulmasi ve tesviklerin
saglanmasi

2. Nadir hastalklar alaninda Turki-
ye'de gerceklestirilen klinik arastirma
sayisinin artinimasi

QR kod
tamamina
ulasilabilir.




