NADIR HASTALIKLAR

POPULER SAGLIK DERGISI

“TURKiYE’DE NADIR HASTALIKLARLA YASAYAN
o MILYON KISIHICIN YAPISAL ADIMLARLA
ILERLEMEYE IHTIYAC VAR”

Her yil 28 Subat'ta, Nadir Hastaliklar GUnU kapsaminda milyon-
larca kiglyi etkileyen ancak adindan da anlagildigi Uzere, her biri
tek basina nadir goruldugu igin gogu zaman goérunurluk kaza-
namayan nadir hastaliklar guindeme geliyor. Nadir hastaliklar-
da, tani sureclerinin uzunlugu, tedavi segeneklerinin sinirliigi ve
erigim zorluklan bu alani saglik politikalarinin en hassas baglik-
larindan biri haline getiriyor.

Arastirmaci ilag Firmalan Dernegi (AIFD) ile IQVIA ig birliginde
hazirlanan Turkiye llag Sektort Raporu 2025, nadir hastaliklar
ve yetim ilaglara erisim konusundaki guncel verileriyle nadir
hastaliklar alanindaki kuresel ve yerel tabloyu gozler onune se-
riyor.

Turkiye’de 5 milyondan fazla kisi nadir hastaliklaria
yasiyor

Avrupa Birligi tanimina gére gérulme sikidr 1/2000 ve altinda
olan hastaliklar “nadir hastalik” olarak kabul ediliyor. Turkiye de
bu tanimi esas aliyor. Turkiye'de 5 milyondan fazla kiginin nadir
hastaliklarla yagadigi tahmin ediliyor. Yuksek akraba evliligi ora-
ni nedeniyle gértlme sikhginin Avrupa ortalamasinin Uzerinde
oldugu degerlendiriliyor. Dunya genelinde yaklagik 300 milyon,
Avrupa’'da ise 30 milyon kisi nadir hastaliklardan etkileniyor.’

'IQVIA (2023), Turkiye'de Nadir Hastaliklar
’EFPIA (2025), Patients W.A.LT. Indicator Survey 2024. https://www.aifd.org.tr/
wp-content/uploads/2025/11/EFPIA-tr.pdf, slide 31
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Turkiye’de yetim ilaclara erisim orani %2

Her birinin sinirl sayida kigiyi etkilemesi nedeniyle nadir has-
taliklara yonelik Ar-Ge galigmalar yuritmek zorlu ve ylUksek
maliyetli stregler gerektiriyor. Bununla birlikte ilgili hastaliklarin
olusma mekanizmasini netlestirmek de zorlu ve karmasik bir
sure¢ gerektiriyor. Buna bagl olarak, nadir hastaliklara yénelik
gelistiriimig tedavilerin sayisi oldukga sinirli kaliyor. Bu sorunun
¢Ozulmesi amaciyla, dunyanin pek gok ulkesinde sinirli sayida
hastaya hitap eden tedaviler “yetim ilagc” olarak tanimlaniyor.

Bu ilaglarn Ar-Ge faaliyetleri ve pazara erigsim suregleri gesitli
yasal duzenlemelerle destekleniyor. Turkiye'de halihazirda ye-
tim ilaglara yonelik bir yasal duzenleme bulunmuyor. Turkiye
llag Sektorl Raporu 2025'te yer verilen EFPIA W.ALT. 2024
calismasina gore, 2020-2023 yillar arasinda Avrupa llag Ajansi
(EMA) tarafindan ruhsatlandinlan 66 yetim ilag bulunuyor. 2024
yili itibaryla bu ilaglardan yalnizca 1'i Turkiye'de geri édeme
kapsaminda yer aliyor.

AB genelinde yetim ilaglara erisim orani ortalama %42 seviye-
sindeyken, Turkiye'de bu oran %2 duzeyinde kaliyor.? Yetim
ilaglara erigsim gogu zaman Yurt Digi llag Listesi Uzerinden sag-
laniyor. Bu model, hastalar agisindan uzun ve karmasik streg-
ler yaratirken sistem agisindan da surdurulebilirlik tartigmalarini
beraberinde getiriyor.
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“Mevcut durumda onceligimiz nadir hastaliklar icin gerekli politika
cercevelerinin yeniden tanimlanmasi degil; belirlenen politika oneri-
lerinin kararlihkla hayata gecirilmesi olmaly”

Turkiye'de yeniliki ilaglara ve tedavilere erisimi hizlandirmak ve Turkiye'nin ilag aras-
tirma ve gelistirme alanindaki kuresel rekabet gucunu artirmak igin faaliyet gosteren
Arastirmaci llag Firmalari Derne@i’'nin Genel Sekreter Yardimcisi Dr. Ecz. Nihan Burul
Bozkurt, konuyla ilgili yaptigi agiklamada su ifadeleri kullandi: “Ne yazik ki Ulkemizde
yetim ilaglara yonelik 6zel bir yasal duzenleme bulunmuyor ve resmi olarak belir-
lenmig bir ‘yetim ilag’ tammi da yer almiyor. Nadir hastaliklarin dogasi geregi 6zel
politika araglarina ihtiyac duyulmaktadir.

Turkiye'de de nadir hastaliklarin tedavisi icin gelistirilen ilaclara ‘yetim ilag’ statu-
su verilmesine olanak saglayan yasal duzenlemelerin olusturulmasi, yetim ilaglarin
ruhsat, fiyatlandirma geri 6deme ve klinik aragtirma sureglerinde farkli ve efektif mo-
dellerin degerlendiriimesi ve ele alinmasi bu ilaclara erisim adina atilacak onemili
adimlan olusturuyor. Bu gercevede, AIFD destekleriyle IQVIA tarafindan 2023 yilinda
yayimlanan Nadir Hastaliklar Raporu, hélihazirda bu alanda énemli bir referans ve
yol haritasi niteligi tagimasi yénuyle guncelligini surdurtyor. Raporda ulusal politi-
kalar, altyapi ve Ar-Ge bagliklan altinda ortaya konan 19 politika onerisi; nadir has-
taliklar alanindaki ihtiyaglar sistematik bicimde tanimliyor ve uygulanabilir ¢ézum
alanlarini netlestiriyor. Mevcut durumda onceligimiz ulkemizde bu ¢ozum alanlarinin
yeniden tanimlanmasi degil; belirlenen politika onerilerinin kararlilikla hayata gegiril-

mesi olmall.”

“Yetim ilaclara erisim onemli bir gosterge”

Yetim ilaclara erisimdeki mevcut duruma vurgu yapan AIFD
Genel Sekreteri Dr. Umit Dereli ise Nadir Hastaliklar GUnu kap-
saminda yaptigi degerlendirmede sunlari séyledi: “Turkiye llag
Sektoru Raporu 2025, nadir hastaliklar alanindaki erigim farkini
aclk bigcimde ortaya koyuyor. Yetim ilaglara erigim, yalnizca te-
davi ile sinirl bir mesele degil; saglik sisteminin kapsayiciligi
ve surdurulebilirligi acisindan da onemli bir gosterge. Bu alan-
da atilacak yapisal adimlar, hem hastalarnn yasam kalitesini
artiracak hem de saglik sistemimizin 6ngorulebilirligini guglen-
direcektir.

Nadir hastaliklar ile mucadele eden hasta ve hasta yakinlarina
gerekli desteklerin saglanabilmesi ve Ulkemizdeki hastalarin
etkin tedaviye erisebilmesi icin kamu, 6zel sektdr ve sivil top-
lum kuruluglan tarafindan yapilan ig birlikleri gok degerli. AIFD
olarak her zaman oldugu gibi nadir hastaliklar alaninda da ge-
ride higbir hastay! birakmayacak tani ve tedavilerin geligtirile-
cegi ve tedavilerin erisilebilir oldugu bir dunyaya giden yolda
tUm paydaglarla yapici ig birligine agik olmakla birlikte elimiz-
den gelen katkiyi sunmaya ve ¢ozum ortagi olmaya haziriz.

Dr. Umit Dereli
AIFD Genel Sekreteri

Nadir hastaliklar alaninda ilerleme; erken tani kapasitesinin guglendirilmesi, klinik arasgtirmalarnn desteklenmesi, veri altyapi-
sinin geligtiriimesi ve yetim ilaglara erisim modellerinin surdurdlebilir bigimde yapilandinimasi ile mumktn. Nadir Hastaliklar
Gunu, sayica az gorulen ancak toplamda milyonlarca kisiyi etkileyen bu hastaliklar icin daha kapsayici, veri temelli ve strdu-

rulebilir gozumlerin 6nemini bir kez daha hatirlatiyor. ™

Nadir Hastaliklar ve Yetim llaglar

Tarkiye, AB'nin nadir hastalik tanimini esas almaktadir. 5 milyondan fazla nadir hastaliga sahip bireyin oldugu tahmin edilen TUrkiye'de, yuksek akraba
evliligi orani nedeniyle nadir hastaliklanin gortime sikliginin Avrupa Ulkelerinden yuksek oldugu dustntlmektedir. Avrupa’da yaklagik 30 milyon, dinya
genelindeyse yaklasik 300 milyon kisinin nadir hastaliklardan etkilendigi tahmin edilmektedir. Dinyanin pek ¢ok Ulkesinde sinirli sayida hastaya hitap eden
tedaviler “yetim ila¢™ olarak Iammlan'mf bu ilaclarin Ar-Ge faaliyetleri ve pazara erigim suregleri gegsitli yasal dizenlemelerle desteklenmistir. Tirkiye'de
yetim ilaglara yonelik bir yasal duzenleme hayata gegirilmemistir. W.A.LT. galigmasinda, 2020-2023 yillan arasinda EMA tarafindan ruhsat onay! almig 66
yetim ilag bulunmaktadir. llgili tedaviler arasinda 2024 yilinda Tiirkiye'de geri 6demeli erisim saglanabilen 1 ilag bulunmaktadir.
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