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GİRİŞ Kistik fibrozis (KF) hastalığında kullanıma giren KF transmemran regulatör (KFTR) 

modülatör tedavileri ile hastaların pulmoner alevlenme sıklığında azalma, hayat kalitesinde 

artış ve yaşam süresinde uzama kaydedilmektedir. Ülkemizde bu tedavilerin geri ödeme 

kapsamında olmaması nedeniyle tedavi endikasyonu olan hastalar ilaca erişim 

sağlayamamaktadır. Bu çalışmada, Türkiye’de Ulusal Kistik Fibrozis Kayıt Sistemi’ne (UKKS) 

kayıtlı hastaların KFTR modülatör tedavi uygunluğunun belirlenmesi amaçlanmıştır. 

YÖNTEM 2021 yılında UKKS’ye kayıtlı 35 merkeze ait KF’li hastaların yaş, cinsiyet, KFTR 

mutasyonu, takip edildiği merkeze ait veriler toplanmıştır. Her bir hasta için KFTR 

mutasyonuna uygun KFTR modülatör ilaçları Vertex® veri tabanı aracılığı ile belirlenmiştir. 

SONUÇLAR 2021 yılında UKKS’ye kayıtlı toplam 1948 hastanın 1930’nun hayatta olduğu 

tespit edildi. Yaşayan hastaların %84,4’ünün (1629 hasta) 18 yaş altında olduğu, tüm yaş 

gruplarında hastaların %95,4’ünün (1841 hasta) KFTR genetik analizinin yapıldığı saptandı. 

Genetik analizi yapılanların %10,7’sinde tek allelde, %79’unda her iki allelde de mutasyon 

saptandı. Genetik analiz yapılan hastaların %46,4’ünde (855 hasta) modülatör ilac endikasyonu 

olduğu saptandı. Modulatör endikasyonu olan hastaların 678’i çocuk, 177’si erişkin hastalardır. 

İlaç endikasyonu olan hastaların %51,7’sinde en az bir allelde mutasyonu olduğu belirlendi. Bir 

ya da daha fazla ilaç endikasyonu tüm hastalar değerlendirildiğinde, yaşayan hastaların 

%34,38’inde (633) Elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor, %26,18’inde (482) tezacaftor/ivacaftor, 

%20,42’sinde (375) ivacaftor, %10,59’unda (195) lumacaftor/ivacaftor endikasyonu olduğu 

saptandı. Her bir hastada bir ilaç seçilecek olursa, hastaların %26,4’ünde 

Elexacaftor/tezacaftor/ ivacaftor, %17,7’si ivacaftor, %2’sinde lumacaftor/ivacaftor 

kullanımının uygun olduğu saptanmıştır. SONUÇ Türkiye’de UKKS’ye kayıtlı hastaların 

yarıya yakınında KFTR modulatör tedaviler için endikasyonu bulunmaktadır. Bu ilaçların geri 

ödeme kapsamına alınarak, ilaca ulaşımının kolaylaştırılması ile hastaların hayat kalitesinde 

artış ve yaşam sürelerinde uzama sağlanmış olacaktır. Modülatör endikasyonu olmayan diğer 

hastalar için yeni tedavilerin geliştirilmesine ihtiyaç duyulmaktadır. 
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