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Nadir Hastaliklara Genel Bakis

Dlnya genelinde buglne kadar tanimlanan yaklasik 7 bin nadir hastalik bulunuyor.t

Nadir hastaliklarin %80’i genetik kokenli, geri kalani ise viral, bakteriyel enfeksiyon, alerji ya da diger
cevresel faktorler sonucu ortaya ¢ikiyor.2: 3.4

Avrupa Birligi nadir hastaliklari, her 10 bin kigi arasindan en fazla 5 kigide gorulen hastaliklar olarak
tanimhyor.>

Nadir hastaligi olan bir kisinin dogru taniyr almasi ortalama 8 yil, hatta daha fazla surebilirken bu
taniyr almak icin birden fazla doktora gérinmesi gerekiyor.?

1- https://globalgenes.org/rare-facts/

2- EURORDIS: European Organisation for Rare Diseases. Rare Diseases: understanding this Public Health Priority, 2005.
3- EURORDIS: European Organisation for Rare Diseases. What is a Rare Disease?, 2007.

4- Melnikova I. Rare diseases and orphan drugs. Nature reviews Drug discovery 2012;11(4):267-8.

5- European Commission. Communication from the Commission to the European Parliament, the Council and the European Economic

°
and Social Committee and the Committee of the Regions on Rare Diseases: Europe’s Challenge, 2008. rAiFD



Nadir hastaliklar alaninda farkindaligin ve etkilenen hasta sayisinin dustk olmasi nedeniyle dogru
tanida gecikmeler yasanmaktadir.

Tanidaki bu gecikmeler bircok hasta icin 6nemli olabilir ve hastanin durumunun geri dontsumsuz
ilerlemesine yol acgabilir.

Ingiltere ve ABD'de, nadir goriilen hastaliklar icin dogru bir tani alma siresi ortalama 5-7 yil olarak
Oolculmustur ve bu sure icinde belirli bir nadir hastaligin dogru tanisina kadar 2-3 yanlis tani konuldugu
gozlemlenmistir.t

Yanlis ve gec¢ tani konmasinin bir sonucu olarak gereksiz testler ve tedaviler saglik sistemi icin onemli
bir maddi yik anlamina gelmektedir.?

1. Shire Human Genetic Technologies. Rare Disease Impact Report: Insights from patients and the medical community, 2013.
2. EURORDIS: European Organisation for Rare Diseases. The Voice of 12,000 Patients - Experiences and Expectations
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Nadir Hastaliklarda Uzmanhgimiz Kisith

Nadir hastaliklara yonelik en iyi kalitede saglik hizmetinin saglanmasi i¢in bu alanlarda yeterli
deneyime sahip saglik hizmetleri uzmanlarinin bulunmasi genellikle zordur.

Az sayidaki hasta nedeniyle nadir hastaliklarda saglik uzmanlarinin yeterli tecrUbe kazanmasi da zor
olabilir.t

Diger yandan, tedavi bu alandaki uzmanlar tarafindan yonetilmezse, bu durum yanlis tani, uygunsuz
tedavi ve daha kot saglik ciktilari ile sonuglanabilir.?: 3 4

EURORDIS: European Organisation for Rare Diseases. Rare Diseases: understanding this Public Health Priority, 2005.
Shafie AA, Chaiyakunapruk N, Supian A, et al. State of rare disease management in Southeast Asia. Orphanet journal of rare diseases 2016; 11:107.
Ross IL. Exploring Rare Diseases in South Africa, a Personal Journey: Time for Electronic Record-keeping. Annals of medical and health sciences research 2016;6(1):1-3.

Interfarma. Rare Diseases: Contributions for a National Policy. Special Health Editions - Volume V, 2013.
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Nadir Hastaliklarda Ulusal Politika

O Nadir hastaliklar ve yetim ilaglar i¢in ulusal politikalarin olugturulmasi

= Nadir hastaliklarla mucadele, toplum sagligi politikalarinin oncelikli hususlarindan biri olmalidir.
Bu politikalar, tani ve tedavi sureclerinin iyilestirimesine yonelik ulusal planlarin olusturulup
desteklenmesi gibi unsurlari kapsamalidir. Klinik arastirmalar, hasta/hastalik kayit calismalari,
ulusal epidemiyolojik veri Uretiminin tesviki, ulusal veri tabanlarinin ve nadir hastaliklarla ilgili
ulusal raporlarin olusturulmasi, hastalik tarama calismalari ve nadir hastaliklara 6zgu tibbi
egitimin artirilmasi gerekmektedir.

0 Hasta, hasta yakini ve saglik meslegi mensuplari dahil toplumda farkindaligin arttiriimasi

» Nadir Hastaliklar GUnU basta olmak Uzere yil boyunca yapilan bilinglendirme kampanyalarinin
olusturulmalidir.

O Uluslararasi standartlar ile uyumlu yerel mevzuat olusturulmasi

= Yetim ila¢c tanimini igceren uluslararasi standartlarla uyumlu bir yerel mevzuat olusturulmalidir.
Mevcut mevzuatlara yetim ilacglara yonelik duzenlemeler yapilmalidir.

o @ AIFD



Tani ve Tedaviye Erisim

O Tanive Tedaviye erisim kosullarinda iyilestirme

» Nadir hastaliklarda uzmanlasmis tani ve tedavi merkezleri gelistiriimelidir. Nadir hastaliklara
spesifik tani yontemlerinin geri ddeme sdlrecleri iyilestiriimelidir. Yeni dogan taramalarinin
kapsami gelistiriimelidir.

» Tani ve tedavi sureclerinin iyilestiriimesine yonelik is birligi ve koordinasyonun guclenmesi igin
nadir hastalik uzmanhk komiteleri, sivil toplum teskilatlarinin olusum ve calismalarinin
desteklenmesine, tani ve tedavi merkezleri arasi referans iletisim aglari olusturmasina ihtiyag
vardir.

» Dogru hastaya dogru tedavinin dogru zamanda sunulmasina yonelik programlar gelistiriimeli ve
desteklenmelidir.

o @ AIFD



Nadir Hastaliklar Alanindaki Yasal Duzenlemeler

Q llac sirketlerini nadir hastaliklara yénelik arastirma yapmaya ve ilac gelistirmeye tesvik etmek
amaciyla nadir hastaliklarin tedavisi icin gelistirilen ilaclara Yetim lla¢ Statusu verilmesine olanak
saglayan yasal diizenlemeler blyik 6nem tasimaktadir.t

O Yetim ilag mevzuati, yururlige girdigi Ulkelerde nadir hastaliklarin tedavisinde kullanilan ilaglara
erisimde onemli bir fark yaratmistir.

O Avrupa Birligi'nde Yetim llaclar Yonetmeligi yirirlige girmeden once nadir hastaliklar i¢in sadece 8
tedavinin ruhsat onayi varken, mevzuatin yururluge girmesinden bu yana 125'ten fazla Urtne ruhsat
onay! verilmistir.?

1. EuropaBio-EFPIA Joint Task Force. Development process of Orphan Medicines, 2015.
2. European Commission. Medicinal products for human use: Orphan medicinal products. 2016.
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Nadir Hastaliklarda llaca Erisim Yollar

O Tdrkiye'de henuz yetim ilaglarin gelistiriimesini ve pazara erigimini tesvik edecek bir yerel mevzuat
bulunmamaktadir. Bu ilaglara erigim, standart erigim yolu haricinde asagidaki yollarla saglanmaktadir:

=  Yurtdisindan ila¢g temini - Hastanin doktoru tarafindan kisisel kullanim icin Turk Eczacilari
Birligi (TEB) araciligiyla yurtdigindan ilag temin edilebilir. Buna izin Tirkiye llag ve Tibbi Cihaz
Kurumu (TITCK) tarafindan vakanin durumuna gore verilir.

= Endikasyon digi kullanim - TITCK tarafindan belirli bir endikasyon igin onaylanan ilaglar,
vakanin uygunluguna gore baska bir nadir hastaligi tedavi etmek icin hekim bagvurusu ve TITCK
onay! ile kullanilabilir.

= Erken Erigsim Programi - Yurtdiginda 3. faz klinik arastirmalarda olan ilaglar, Turkiye'de Klinik
arastirmasi yoksa Erken Erisim Programi kapsaminda hekim basvurusu ve TITCK onayi ile
hastalarin erisimine Ucretsiz sunulabilir.
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Tiirkiye Pazarindaki Yetim ilaclar

Standart Erisim Yoluyla ya da TEB Uzerinden Getirilmektedir

> AIFD, 2018 yili iginde 22 (iye firmasinin katildigi Yetim llaclar konusunda bir anket yiiritti. Bu ankete gore,
= 10 firma tarafindan yurutulen 30’dan fazla klinik arastirmaya Turkiye'den katilan 300’den fazla hasta var.

» 14 firma tarafindan gelistirilen 226 yetim ilagtan henuz 70’i Turkiye’deki hastalarin erisimine sunulabilmistir.
= Tirkiye’de yetim ilaglara erigim yollari:
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Yetim llaclarin Tiirkiye’de Erisilebilirlik Orani Cok Duisliktiir
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Erisilebilirlik, 19 Aralik 2018 itibariyle 2015-17 yillari arasinda Avrupa ila¢ Ajansi (EMA) tarafindan onaylanip,

Tu

Kaynak EFPIA,

rkiye'de geri 6demeye giren veya yurtdisi ilag listesinde yer alan molekullere gore hesaplanmistir.

2019
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Yetim llaclarin Hastalara Hizli Erisimi

llaca hizli erisimi icin destekleyici unsurlarin olusturulmasi

Oncelikli degerlendirme/kisaltiimis komisyon sirecleri, paralel ruhsatlandirma ve geri 6deme
surecleri iyilestirilmelidir.

Nadir hastaliklara yonelik endikasyon bazli degerlendirme yapilmahdir. ligili kurumlarda yetim
ilaclara 6zgu bilimsel danisma komisyonlari olusturulmalidir.

Uluslararasi saygin otoritelerce uygulanan ilaca hizli erisim (Immediate Access / Adaptive
Pathways) yontemlerinin kamu ile is birligi gindemine alinmaldir.

o @ AIFD



Yetim ilag statusune sahip yeni molekullerin sayisi EMA, FDA, PMDA, Swissmedic ve

TGA'da 2009-2013 yillarinda %25 iken 2014-2018 yillarinda %38'e yukselmigtir.

2014-2018 vyillari arasindaki yetim ila¢c statusundeki ilaglarin onay sdreleri yetim ilag statusunde
olmayanlar ile kargilastiriimistir.

Figure 5: Proportion of NAS approvals by orphan designation for six regulatory authorities in 2014-2018

Figure 6: NAS median approval time by orphan designation for six regulatory authorities in 2014-2018
© 2019CIRS, R&D Briefing 70
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Approval time is calculated from the date of submission to the date of approval by the agency. This time includes agency and
company time. EMA approval time includes the EU Commission time. Health Conada does not currently have an orphan policy
and this number shows the number of medicines that were approved by Health Canada that were classified as orphan by either
FDA, EMA or TGA

Health Canada does not currently have an orphan policy and this number shows the number of medicines that were approved by
Health Canada that were classified as orphan by either FDA, EMA or TGA
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Yetim llaclar ile yiirttiilen Klinik Arastirmalar

AIFD Anketi: Ulkemizde Hentiz Erisimi Olmayan Yetim Ilaglarin Klinik Arastirma Sayilari
Anket tarihi: Kasim 2019
Ankete katilan Uye firma sayisi: 18

U OO0

Herhangi bir (lkede hastalarin erisiminde olup (ilkemizde herhangi sekilde erisimi olmayan™ yetim ilag
statusundeki molekullerin Ulkemizde yurutulmekte olan toplam klinik arastirma sayisi: 21

»  Klinik arastirma faaliyetleri kosullarinda iyilestirme

= Nadir hastaliklara 6zel etik kurullar olusturulmali, hizlandiriimis etik kurul sdrecleri, ulusal
epidemiyolojik veri Uretimi tesvik edilmeli, intisas dernekleri ve uzman merkezlerle is birligi,
elektronik tanimlama ve izleme sistemlerinden faydalaniimalidir.

* Ek-A, Ek-C, Erken Erigsim, vb. tum erisim yollari dikkate alinarak yanitlanmigtir.
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Tiim Paydaslarla Is Birligi

Tedavi seceneklerinin oldugu durumlarda, butun paydaslar is birligi icerisinde calisarak hastalarin
ihtiya¢ duyduklari tedavilere surdurulebilir bir sekilde erismeleri saglanmalidir.

Hasta sayisinin azligi ve uzman sayisinin yetersizligi dikkate alindiginda bu is birlikleri cok daha
buyuk bir 6nem tasimaktadir.

Bu dogrultuda kurulacak karsilikli is birligi ortami icerisinde 11. Kalkinma Plani ve Vizyon 2023
hedeflerine giden yolda onemli bir mesafe kat edilecegine inaniyoruz.

AIFD uyesi firmalar olarak, yukarida degindigimiz tum alanlarda ilgili tum paydaglarla yapici i birligine
aclk ve elimizden gelen katkiyr sunmaya hazir oldugumuzu ifade etmek isteriz.

o @ AIFD
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