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M/ozyme in Pompe hastaligi igin bir tedavi
olarak dretilmesi, tip uzmanlari ve bilim
insaniarimin uzun yillarini adadikiar arastirma ve
gelistirme ¢abalariyla gerceklesmistir. Nitekim,
Myozyme bu genetik hastalik igin dinyanmn ilk ve
halen tek hastaliga 6zglil tedavisidir. Bu kitapgik,
Myozyme'in maliyetiyle ilgili ayrintilari ve bu
maliyetin ardindaki gerekceyi aciklamaktadir.
Ayrica, bu tedaviyi karsilamaniza yardimci olmak
fcin bulunabilecek secenek tiplerini de
tartismaktadir.

Myozyme’in maliyeti nedir?

Myozyme’1 de igeren enzim yerine

koyma tedavileri (EYT) ucuz ilaglar
degildir. Amerika Birlesik Devletleri’nde ve
diinyanin diger iilkelerinde Myozyme’in
fiyat1 nispeten benzer olacaktir. Bir bireyin
tedavi maliyeti hastanin kilosuna gore
farklilik gdsterecektir, zira Myozyme dozu
viicut agirligina gore uygulanmaktadir.
Doktorunuz Myozyme ile tedavi edilmenin
spesifik maliyeti ile ilgili size daha ayrint1
bilgi saglayabilir.
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Tedavi Baskisi

Bu maliyet nasil belirleniyor?

C Tim Genzyme enzim yerine koyma

tedavilerinin fiyati {i¢ faktore gore
belirlenmektedir — arastirma ve {iriin
gelistirmenin maliyeti, rekombinant DNA
teknolojisiyle kompleks bir proteinin imalat
maliyeti ve tedavi edilen hastaliklarin
nadirligi.

Genzyme, Pompe hastalig1 i¢in bir tedavi
gelistirme ve tiretmeye 2005 yil1 itibariyla
500 milyon dolardan fazla yatirim yapmistir
ve devam eden klinik ¢alismalari, sliren
arastirmalar1 ve

CENAYITE destigi ile

Pompe hastaliginin diger adlari

II ve lizozomal alfa-glukozidaz yetersizligi.

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




ruhsatlandirma makamlar1 tarafindan talep
edilen onay sonrasi ylkiimliiliikleri yerine
getirmek {izere ileriki yillarda birkag yliz
milyon dolar daha yatirim yapmay1
ongormektedir. Pompe hastaligi son derece
nadir oldugundan, bu maliyetler ¢ok kii¢iik bir
hasta grubuna dagitilmaktadir. Bunun bir
sonucu olarak, hasta basina tedavi maliyeti
daha yaygin olan hastaliklar tedavi eden tipik
ilaglarin maliyetine kiyasla daha yiiksektir.

Genzyme ayrica sonraki kusak Pompe
tedavileri i¢in ve karsilanmamis tibbi
gereksinimler i¢in diger yeni potansiyel
tedavileri ele almak iizere daha ileri arastirma
ve gelistirme programlarina da yeniden yatirim
yapmaktadir.

Myozyme ile tedavimi kim édiiyor?

C Diger enzim yerine koyma tedavileri
gibi, Myozyme’in geri 6denmesi de

yasadiginiz iilkeye ve aldiginiz saglik
hizmetleri yardimlarina gore farklilik
gostermektedir. Amerika Birlesik
Devletleri’nde, tedavinin geri 6denmesi
sigorta planinizin tipine bagl olarak
degismektedir. Avrupa’da ve diger
bolgelerde, geri 6deme tipik olarak her
iilkenin saglik sistemine dayanarak ulusal
diizlemde diizenlenmektedir.

Eger Amerika Birlesik Devletleri’nde
yastyorsaniz, sigorta kapsaminizi daha iyi
belirlemeye yardimci olmak ya da tedavi icin
alternatif kapsam sec¢eneklerini kesfetmeye
yardime1 olmak iizere, 800-745-4447,
opsiyon 3’ten Genzyme Tedavi Destek ile
temasa gecebilirsiniz. Eger Amerika
Birlesik Devletleri disinda yastyorsaniz,
daha fazla bilgi edinmek i¢in tedavinizi
ylriiten hekim ya da ulusal hasta Dernegi ile
temasa geciniz.

S Myozyme tedavimi karsilamama
yardimci olabilecek hayir
programlari var m?

C Genzyme, Amerika Birlesik
Devletleri’nde sigorta kapsaminda
olmayan uygun hastalar i¢in bir Yardimsever
Erisim Program ylriitmektedir ve
uluslararasi erisime yardimei olmak igin
diger programlar1 bulunmaktadir.

Bazi iilkelerde ulusal saglik makamlar1 su an
Myozyme ile tedaviyi desteklemeyebilir. Bu
gibi durumlarda, Genzyme’in Uluslararasi
Yardimsever Erigsim Programi, ciddi veya
yasami tehdit edici tibbi durumdaki hastalar
icin s6z konusu tilkede geri 6deme
saglanincaya degin tedaviye gegici erigim
saglamaktadir.

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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