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Tedaviyi yuriitecek bir hekim bulmak

/Dompe hastaliginin tedavisi artik diinya ¢apinda

pek ¢ok hastaya sunulabilmektedir ve bu ¢ok biiyiik
bir basaridir. Ancak, bazi iilkelerde geri 6deme
hala bir sorun olmaktadir. Bir Pompe hastast
olarak kuskusuz bu firsat hakkinda ve Myozyme
tedavisinden nasil yararlanabileceginiz hakkinda
daha fazla bilgi edinmek isteyeceksiniz. Bunun
gerceklegebilmesi igin, once Myozyme in geri
odenip odenmeyecegini 6grenmeniz gerekmektedir.
Daha sonra, sizi tedavi etmek isteyen ve tedavi
edebilecek yetkin bir hekim bulmaniz gerekecektir.
Bu biraz zaman ve ¢caba harcanmasini
gerektirebilir. Ancak, bu arayisinizi
kolaylastirabilecek kaynaklar bulunmaktadur.
Tedavinizi tistlenecek bir hekimin yerini bulduktan
sonra, bu tedaviyi almak i¢in bir aday olup
olmadiginizi kesinlestirmek iizere
degerlendirilmeniz gerekecektir. Bu kitapgik,
Myozyme tedavisine erisiminizi saglayabilecek bir
hekim bulabileceginiz yerleri ve hangi tibbi testleri
yaptirmaniz gerekebilecegini aciklamaktadir.
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Beni degerlendirecek ve Myozyme gostermektedir. Bazi iilkelerde, Pompe
ile tedavi edecek bir hekimi nasil hastalarinin tedavisini izleyip, denetleyen
bulabilirim? uzmanlik merkezleri bulunmaktadir.
Diger iilkelerde, hastalarin yerel bir
C Myozyme ile tedavi alabilmeniz i¢in, hastanede istekli bir hekim bulmalari
Once sizi tedavi etmek isteyen bir gerekmektedir.

hekim bulmaniz gerekmektedir. Bu,
yasadiginiz iilkeye gore farklilik

=
IPA www.worldpompe.org Tedavi Baskisi g Y E destigi ile

Pompe hastaliginin diger adlari

Asit alfa-glukozidaz yetersizligi, asit maltaz yetersizligi (AMY), tip II glikojen depo hastaligi (GDH), glikojenoz
II ve lizozomal alfa-glukozidaz yetersizligi.




Tedaviyi yiuriitecek bir hekim bulmak (devam)

Ulkenizde Pompe hastaliginda uzman
birisini bulmak i¢in, Uluslararast Pompe
Derneginin (IPA) iilkenizdeki irtibat kisisi
veya kurulusuyla temasa gecmeniz iyi bir
baslangi¢ noktasi olabilir.
www.worldpompe.org/interpom.html web
sitesini ziyaret ediniz. Eger iilkenizdeki
irtibat kigisini bulamiyorsaniz,
www.worldpompe.org/secretariat.html web
sitesi araciligiyla [PA ile temasa ge¢in.

Bazi bolgelerde, yerel Genzyme temsilciniz
de bir uzman bulmaniza yardimeci olabilir.

S Beni Myozyme ile tedavi edecek bir
hekim bulduktan sonra, sormak

isteyebilecegim bazi sorular ne olabilir?

Sizi Myozyme ile tedavi edecek bir

hekim bulduktan sonra, tedaviye
baslamadan 6nce karsilikli bir konusma
yapmaniz dnemlidir. Bu konusma i¢in iyice
hazirlikli olun. On muayene, geri 6deme,
allerjik reaksiyonlar, tibbi testler ve
rehabilitasyon gibi seyleri iceren tiim
sorularinizin bir listesini hazirlayn.

Sormak isteyebileceginiz soru tiplerine
iliskin baz1 6rnekler asagida verilmistir.
Yasadiginiz iilkeye bagli olarak, bazi sorular
digerlerinden daha anlamli olabilir:

= Bagska Pompe hastalarin1 da tedavi ediyor
musunuz?

= Pompe hastaligi veya EYT de deneyimli
olan diger uzmanlarla temasiniz var m1?

« Infiizyon tedavileriyle deneyiminiz
nedir?

ird

Sigortayla ilgili formalitelerde beni
destekleyecek misiniz?

Infiizyon tedavileri baslamadan once
herhangi bir tibbi muayene veya test
yaptirmam gerekiyor mu?

Hangi giinlerde ve hangi saatlerde tedavi
almam miimkiin olacak?

Inflizyon ne kadar siirecek?

Inflizyon nerede yapilacak — en yakin
hastanede mi yoksa evde mi?

Bir infilizyon giiniinde ne beklemeliyim?
Bir port-a-catch’e ihtiyacim olacak mi1
yoksa her defasinda yeni bir inflizyon
ignesi mi alacagim?

Allerjik reaksiyonum olursa ne olacak?

Enzimi evimde uygulamaniz miimkiin
olacak m1?

Siz tatile ¢iktiginizda ne olacak?
Yerinize bakacak biri var m1?

Tedaviye basladiktan sonra,
rehabilitasyon uzmani, fizyoterapist veya
konugma terapisti gibi bagka hekimlere
sevk edilmem gerekebilir. Bu sevk
islemlerinde bana yardimci olabilecek
misiniz?

Gegmiste hastalik izleme kayitlar
kullandiniz m1? Pompe Kayit Programi
(Pompe Registry) kullanarak hastalik
durumumu izleyecek misiniz?

Durumumu diizenli olarak kaydedecek
misiniz?




Tedaviyi yiuriitecek bir hekim bulmak (devam)

Doktorumun yam sira baska

kimler bana bakabilir?

Size Pompe hastalig1 tanisi

koyuldugu anda, multidisipliner bir
bakim — yani bir uzmanlar ekibinden tibbi
bakim almaniz 6nemlidir. Tipik olarak, bir
genetikei, bir pediatri uzmani ve bir
noromiiskiiler uzman ilerlemenizi izler ve
spesifik semptomlar1 tedavi eden
fizyoterapist, konusma terapisti, diyetisyen
ve pulmonolog gibi ¢esitli tibbi uzmanlara
sizi sevk eder. Klinisyenler ve yardime1
saglik meslek mensuplar1 da destekleyici
bakim saglayabilir. Bu multidisipliner ekibin
iiyeleri tiim tedaviniz siiresince birbiriyle
iletisim halinde olacaktir. Multidisipliner
bakim hakkinda daha fazla bilgi edinmek
i¢in,
www.worldpompe.org/pompeconnections.ht
ml adresinde ‘Pompe Hastaligt i¢in dogru
tedaviyi almak baglikli Pompe Connections’a
bakiniz.

S Myozyme alabilmemden once neler
yapmaliyim?

Myozyme almaya baslayabilmenizden once,
dogrulanmis bir Pompe hastalig1 taninizin
olmasi gerekir. Bu, enzim aktivitenize iliskin
tibbi bir rapor ve/veya bir DNA mutasyon
analizine ihtiyaciniz oldugu anlamina
gelmektedir. Doktorunuz da tedavinize
baslamadan 6nce bazi testler yaptirmanizi

isteyebilir. Bu testler, kalp muayenesini
(kalp hiz1 ve ritminizi 6lgmek ve kalp kas
dokusunun elektriksel aktivitesini
goriintiilemek icin), ndrolojik testleri (kas
gruplarinin gii¢ ve iglevini 6l¢mek igin),
akciger fonksiyon testlerini (belli bir zaman
diliminde nefes alip verdiginiz havanin
miktar ve hizin1 kaydetmek i¢in), kan
testlerini (kaniizdaki elektrolitler, yaglar,
proteinler ve enzimlerin diizeyini 6l¢gmek
i¢in), gebelik testi veya isitme testini
icerebilir. Bu testlerin sonuglar1 doktorunuza
bir taban veya baslangi¢ noktasi
saglayacaktir. Tedaviniz ilerledikge, gelisim
diizeyinizi degerlendirebilmek i¢in bu testler
tekrarlanabilir.

Myozyme tedavisi damar i¢i (kan akiminiz
yoluyla) uygulandigindan, doktorunuz
damarlariniza girisin ne kadar kolay
oldugunu belirlemek {izere muhtemelen sizi
muayene edecektir. Eger damarlariniza giris
zorsa ya da igne yaptirmaktan
korkuyorsaniz, doktorunuz bir port-a-catch
(veya benzer bir cihaz) takilmasin
onerebilir. Port-a-catch, lokal veya genel
anesteziyle gogiis bolgenizde deri yiizeyinin
altina yerlestirilen bir cihazdir. Bu cihazin
avantaji, damarlarimiza kolay girisi
saglamasidir. Dezavantaji ise, bir damar i¢i
girisime kiyasla daha yiiksek enfeksiyon
riskinin bulunmasidir. Herhangi bir isleme
baslamadan 6nce doktorunuzla bu secenegi
tartismalisimiz.

Bu yayin, kapsanan konuyla ilgili genel bilgi saglamak amaciyla tasarlanmistir. Uluslararasi Pompe Dernegi tarafindan bir kamu
hizmeti olarak dagitilmaktadir ve Uluslararasi Pompe Dernegi, tibbi veya diger mesleki hizmetler sunma amacini tasimamaktadir.
Tip siirekli degismekte olan bir bilimdir. Insan hatasi ve uygulamadaki degisiklikler, bdylesi karmagik materyallerin kesin
dogrulugunu garanti etmeyi olanaksiz kilmaktadir. Bu bilgilerin diger kaynaklar, 6zellikle de hastanin kendi hekimi tarafindan
dogrulanmasi gerekmektedir. Myozyme’in etkililiginin kisiden kisiye farklilik gosterdigini liitfen unutmayiniz.
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