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GENEL BAKIS VE AMAC

SPINAL MUSKULER ATROFI

Spinal miskiiler atrofi (SMA), omurilikteki motor

sinir hiicrelerini etkileyerek insanlari fiziksel glicten
yoksun birakip, ylirlime, yemek yeme veya nefes

alma yetenegini ortadan kaldiran bir hastaliktir. SMA,
yaklasik olarak 11.000 yenidogandan 1'ini etkiler ve her
50 Amerikalidan yaklasik 1'i genetik tasiyicidir.

Bu hastaligin yikici etkisine ragmen, artik umutlanmak
icin sebepler mevcut. Toplulugumuzun adanmishgi

ve arastirmacilarimizin buluslari sayesinde simdi,

ABD Gida ve ilag idaresi (FDA) tarafindan onaylanmis
ve SMA'nin altta yatan genetik kosullarini hedef alan
birden fazla tedavi mevcuttur.

Ancak isimiz heniiz bitmedi. Tedavi yolunda daha fazla
cigir acacak ek terapiler ve yaklasimlar gelistirmemiz
ve sunmamiz ve tedavi bulana kadar, etkilenen herkes
acisindan (bebeklerden yetiskinlere) SMA'nin seyrini
degistirmeye devam etmemiz gerekiyor.

SMA icin yeni tedaviler mevcut oldukca insanlar, “Bu
tedavileri birlestirmek daha iyi sonuclara yol agabilir mi?”
sorusunu soruyor. Bu soru, miinferit tedaviler hastanin
mevcut yasl, tedavinin baslangicindaki yasi, hastaligin
tiirii ve evresi ve semptomlarin siddeti gibi bircok
faktoriin bir sonucu olarak her bir hastayi farkl sekillerde
etkileyebilecegi icin 6zellikle dikkate degerdir.

Cure SMA, potansiyel faydalar ve sinirlamalar dahil
olmak lizere tedavileri birlestirme ile ilgili karmasik
konuyu daha iyi anlamalari adina aileler ve bakicilar
icin bu Topluluk Beyanini gelistirmistir. Bu caba
dogrultusunda, optimum tedaviyi degerlendirmek ve
izlemek icin hastalarin ve ailelerin doktorlariyla birlikte
tizerinde calisabilecekleri temel bir dayanak saglamay:
umuyoruz. Her zaman oldugu gibi Cure SMA, tedavi
hususlari veya kararlari konusunda hastalarin saglik
hizmeti saglayicilarina danismalarini 6nerir.



SMA TEDAVISI

ILERLEME VAR, ANCAK KARSILANMAMIS
IHTIYAC OLMAYI SURDURUYOR

SMA tedavisinde kesif asamasinda olan birden fazla yaklasim vardir. Buna, kusurlu SMN1 genini degistirerek veya
diizelterek veya diisuik islevli SMN2 “yedek genini” modiile ederek viicuttaki sag kalim motor néron proteini (SMN)
miktarini artirma cabalari da dahildir. Bu tedavi tiiriine “SMN bagimh” adi verilir. Yaygin olarak “SMN bagimsiz”

olarak adlandirilan ikinci bir yaklasim, viicuttaki diger yolaklari, sistemleri ve siirecleri hedeflemeyi amaclar.
(Bkz. Sekil 1, Tablo 1)

SEKIL 1: TANIMLANAN TERAPOTIK GIRISIMIN OLASI NOKTALARI

MOTOR NORON
o YARALANMAYA/OLUME

SINAPS
KARSI KORUMA \ 3 * SINAPS KAYBININ ONLENMESI

* SINAPTIK FONKSIYONLARIN GELISTIRILMESI

NOROMUSKULER BAGLANTI
« IYILESMIS GELISIM/OLUSUM
« DENERVASYONUN ONLENMES
« [YILESMIS$ SINAPTIK FONKSIYON

KAS
* MOTOR FONKSIYON
MOTOR AKSONU KAYBININ
¢ KASA SINYAL ILETIMINDE ONLENMESI VEYA
IYILESME RESTORASYONU

« IYILESMiS AKSONAL TASIMA

Alt Motor Néron: Hiicre gévdesi omurilikte olan ve aksonu, kaslari sinir sistemine baglamak ve kontrol etmek igin omurilik disina
cikinti yapan bir sinir hiicresi. Alt motor néronlarin kaybr SMA'nin ayirici bir 6zelligi olarak kabul edilir. Motor Akson: Farkli
noronlara veya kaslara bilgi iletmek icin elekiriksel impulslar ileten uzun, ince projeksiyon néron. Sinaps: Bir néronun baska bir
norona veya hedef efektdr hiicreye elektriksel veya kimyasal sinyal iletmesine izin veren bir yapi. Néromiskiiler Baglanti: Bir
motor noron ve bir kas lifi arasindaki temasla olusan kimyasal bir sinaps. Bir motor néronun kas lifine sinyal ileterek kaslarin
kasiimasina neden oldugu néromiskuler baglantidir. Kas: Birbirini gegerek, gii¢ ve hareket lreten kas hiicrelerinin uzunlugunu ve
seklini degistiren bir kasilmaya sebep olan aktin ve miyosin protein filamanlarini igerir.



TABLO 1: TERAPOTIK STRATEJILER

SMN BAGIMLI TERAPOTIK STRATEJILER

SMN BAGIMSIZ TERAPOTIK STRATEJILER

Gen tedavisi
Eksik SMN1 geninin yerini bir viral vektor alir

Noro-koruma
Noronal hasara veya bozulmaya karsi korur

SMN2 birlestirme modiilasyonu
SMN2'nin birlestirme islemini daha uzun olacak sekilde
yeniden yonlendirir Ekzon 7 iceren transkriptler

FDA'nin birden fazla tedaviyi onaylamasina yol

acan son gelismeler, SMA topluluguna yeni tedavi
secenekleri saglamistir. Bununla birlikte, SMA ile ilgili
bircok degisken (semptomlarin baglangi¢ yasi ve siddeti
ve giinliik yasam aktiviteleri Gzerindeki etkisi dahil
olmak iizere) g6z 6niine alindiginda bu tedaviler, tiim
hastalar icin uygun veya etkili olmayabilir ve uygulama
tiira ve ilgili giivenlik sorunlari hastalar ve aileleri
tizerinde 6nemli yuik olusturabilir.

Bu yeni tedavilerle ilgili gercek diinya deneyimi
arttikca, bunlarin nasil calistigi ve hangi hastalik
ortamlarinda ve durumlarinda tedavilerin en etkili
oldugu ve mevcut tedavilerde halen mevcut olan
o6nemli bosluklarin ne oldugu konusunda daha fazla
bilgi ediniyoruz.

Ornegin, terapotik miidahale hastaligin en erken
evrelerinde (belirtilerin ortaya ¢cikmasindan 6nce dabhil)
meydana geldiginde daha etkili olabilir. Bu da, SMA'nIn
altta yatan genetik etkenine yonelik olanlara ek olarak
belirtilere yonelik tedavilere ihtiyac duyabilecek daha
ileri hastaligi olan hastalarda karsilanmamis 6nemli bir
ihtiyac boslugu birakir.

! http://lwww.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf

2 https://www.eurekalert.org/pub_releases/2018-11/mali-cgt111318.php

Noronal fonksiyon
Noronal iletimi gelistirir

Onemli Cure SMA Voice of the Patient Report' ve anket
aktiviteleri ile belgelendigi lizere SMA hastalarinin
tedavi yaklasimlariyla ele alinmasi gereken bir dizi ciddi
karsilanmamis tibbi ihtiyaclari vardir. Bunlar arasinda
solunum sorunlari, beslenme sorunlari, hareket kaybi,
iletisim kuramama ve aci cekme sayilabilir.

Tedavileri birlestirme kavraminin kaynad, hastalarin
sonuglarini iyilestirmek adina hastaligin birden fazla
yoniinii es zamanli olarak ele alarak, ilave veya sinerjik
fayda gorme potansiyeline dayanir. Yakin ge¢mis, bu
tiir birlesik veya “kokteyl” yaklasimlarinin HIV, bircok
kanser tiirii ve genetik kaynakli bazi rahatsizliklar dahil
olmak iizere bircok ciddi hastalik genelinde pozitif
sonuglara yol actigi 6rneklerle doludur.?34

Heniiz kesin bir kanit olmasa da SMA toplulugunda bu
sonuclarin SMA hastalarinda goriillip goriilemeyecegini
arastirmak icin biiyuk bir ilgi bulunmaktadir. Bu beyan,
“kombinasyon tedavisi” teriminin ne

anlama geldigine dair net bir anlayis olusturmaktan
baslayarak, bu yaklagsimlari degerlendirirken dikkate
alinmasi gereken firsatlara, dikkat edilecek noktalara ve
sinirlamalara genel bir bakis saglar.

% https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/30937182
* https:/lwww.nature.com/articles/s41434-019-0071-x



“KOMBINASYON TEDAVISI” TERIMI

“Kombinasyon tedavisi” ifadesi, hastaliklar
arasinda ve farkh durumlarda degisen
durumlari ifade etmek icin kullanilabilir. Bazen
coklu tedavi yaklasimlarinin birlestirilmesini
tanimlamak icin kullanilir. Ornegin kanser
tedavisinde, kemoterapi radyasyon ve/veya
ameliyatla birlestirilir. “/Kombinasyon tedavisi”
ifadesi ayni zamanda, cesitli ilag tiirlerinin sirali
olarak veya degistirilerek kullanilmasi siirecini
de aciklayabilir; 6rnegin bazi kanserlerde
hastanin bagisiklik sistemini hazirlamak icin ilk
immiinoterapi kullanilir ve ardindan kisa bir siire
sonra bir kemoterapi veya hedefli tedavi ajani
“pes pese” uygulanir.

(SMA ICIN TANIMLANAN)

Bu ifadenin amaci dogrultusunda
“kombinasyon tedavisini’, “Es zamanl
olarak kullanilan ayni veya farkl etki
mekanizmalariyla calisan iki veya daha
fazla terapotik ajan (genellikle ilaglar veya
biyolojik maddeler)” olarak tanimliyoruz.
Bazi ilaclarin gen replasman tedavisi

gibi uygulamadan sonra uzun bir siire
etkilerinin olabilecegini unutmamak
onemlidir. “Es zamanh kullanim”in bu
tanimi, sadece bir kez uygulanabilen
ancak hastada biyolojik etkilere sahip
olmaya devam eden ilaclar kapsama

anlamina gelir.



TEDAVIYE KOMBINASYON
YAKLASIMLARI

GENEL BAKIS

SMA toplulugunda, diger hastaliklardaki tedavileri
birlestirmenin basarisi g6z 6niine alinarak
kombinasyon tedavisinin sonuclari iyilestirip
iyilestirmeyecegini anlama konusunda artan bir ilgi
s6z konusudur. HIV/AIDS ® icin antiretroviral AZT
(azidotimidin) ve lenfoma icin R-CHOP (rituksimab
[Rituxan], siklofosfamid, doksorubisin hidrokloriir,
vinkristin [Oncovin], prednizolon) gibi coklu ilag
kemoterapi rejimlerinin kullanimi da dahil olmak lizere
ciddi hastaliklarin tedavisinde “kokteyl” yaklasimlarin
basari kanitlari artmaktadir. ¢

Bunun yani sira onkolojide, coklu tiimor tlirleri

icin bakim standartlari artik hedefli terapi ve
immiinoterapinin kombine rejimleri gibi ila¢ bazli
modaliteler genelinde kombinasyonlari icermektedir.
Bu ilerleme, kombinasyon yaklasiminin SMA dahil diger
nadir rahatsizliklarda ise yarayacagina dair heyecan
yaratmistir. Ornegin, SMN'yi yukari yénlii regiile eden
bir ilacin kas fonksiyonunu veya néroproteksiyonu
iyilestiren bir ilacla birlestirilmesinin, tek basina
kullanildiginda ilaglardan birine kiyasla daha fazla
terapotik fayda saglayip saglamayacagini belirlemeye
yonelik ilgi s6z konusudur.

Tedavileri herhangi bir hastalik ortaminda birlestirme karari dikkatle

degerlendirilmeli, 6zenle izlenmeli ve kombinasyonun potansiyel yliksek riskten

daha agir basan iyi sonuclara yol acacagini gosteren kanitlarla desteklenen giiglii

bir bilimsel gerekceye dayanmahidir.’

S https://www.niaid.nih.gov/diseases-conditions/antiretroviral-drug-development
& https://www.medicalnewstoday.com/articles/324261.php

7 https://www.merckmanuals.com/home/cancer/prevention-and-treatment-of-cancer/combination-cancer-therapy



KOMBINASYON TEDAVIiSi HAKKINDAKI RiISK-FAYDA HUSUSLARI

Bir kombinasyon tedavisinden elde edilebilecek
potansiyel faydayi artan giivenlik riskleri potansiyeli ile
dengelemek de dahil olmak tizere ele alinmasi gereken
bircok husus s6z konusudur. Ayrica, birden fazla tedavi
kullanirken hangi ek maliyetlerin ortaya ¢ikabilecegini
anlama ihtiyaci da vardir.

Tedavileri birlestirmenin her zaman daha fazla fayda
veya daha iyi sonuclar saglayacagi varsayimindan
kacinmak bilhassa 6nemlidir. Nitekim bazi durumlarda
iki veya daha fazla tedavinin birlestirilmesi, tedaviler
tek basina kullanildiginda elde edilebileceklerden
daha az etkinlige ve daha olumsuz yan etkilere yol
acabilir. Coklu kanser tiirii ve romatoid artrit dahil
olmak tlizere cesitli hastaliklar icin yapilan calismalarda,
tedavilerin birlestiriimesinden kaynaklanan marjinal
fayda (mevcutsa) ve daha kotii toksisite vakalari
bildirilmigtir. &°

Bir kombinasyon tedavisi yaklasiminin potansiyel
etkisini degerlendirirken, klinik calismalar genellikle,
kombine tedavilerden elde edilen sonuclari

tek bir tedavinin kullanimiyla karsilastiracaktir.
Kombinasyonlar, her bir tedavinin kendi

basina liretmesi beklenenden daha iyi bir yanit
olusturduklarinda genellikle basarili sayilirlar. Bununla
birlikte tedavi kombinasyonlarinda, bilesiklerin
kimyasal ve biyolojik etkilesimlerinin neden oldugu
ilave ve hatta sinerjik etkiler olabileceginden;
yaklasimin vaatlerinin degerlendirilmesinde en 6nemli
hale gelen konu, genellikle s6z konusu kombinasyonun
sonuclar lizerinde iyilesme saglama derecesidir.’

8 https://ascopubs.org/doi/abs/10.1200/jco.2012.30.15_suppl.2572
® https://onlinelibrary.wiley.com/doi/pdf/10.1002/art. 1780371012
10 https://www.nature.com/articles/nm.4426

Tedavinin etkilerinin ilacin etki mekanizmasina bagh
olarak degiseceginin de dikkate alinmasi 6nemlidir.
Ornegin SMA'da, SMN proteininin yukari regiilasyonu
amaclayan birden fazla ila¢ kullanmak, tek bir ilacin
kendi basina maksimum SMN etkisi icin gerekli esige
ulastigi durumda, ek bir fayda saglamayabilir. Ote
yandan, SMN yukari regiilasyonunu farkh bir ilag
tiiriiyle (or. kas fonksiyonunu iyilestirmeyi amacglayan
bir tedavi) birlestirmek, iki tedavinin ilave pozitif etkisi
olabileceginden faydali olabilir.

Tedavilerin birlestiriimesi konusunda dikkate alinmasi
gereken ek hususlar arasinda tedavinin zamanlamasi
ve hastanin hastaliginin ilerlemesi yer alir. Ornegin,
hastaligin evrelerinin (6r. erken ve sonraki evreler)
kombinasyon tedavisi yaklasiminin basarisini

nasil etkileyebilecegine dair dikkate deger sorular
vardir. Bu soru, tedavinin olasi etkililigi g6z 6niinde
bulunduruldugunda, diizenli olarak ortaya cikar (6r.
genel olarak hastaligin erken safhasinda uygulanan
tedaviyle basarili bir sonu¢ alma sansinin artirabilecegi
varsayilir); 6te yandan kombinasyon tedavisinin 6zel
baglaminda, potansiyel artan risk ve ilgili negatif
ilac-ilag etkilesimleri ile ilgili ilave niianslar mevcuttur.

Bu beyanin geri kalani, SMA baglaminda bu hususlar
icin ek ayrinti ve baglam saglar.



KOMBINASYON TEDAVISI ICIN

DIKKATE ALINACAK HUSUSLAR

GUVENLILIK VE ETKILILIK

KOMBINASYON TEDAVILERI iCiN GUVENLIK RiSKLERINi

DEGERLENDIRMENIN ONEMi

Herhangi bir tedavi tiirii kullanmak gtivenlik riskleri
tasir; bu nedenle FDA, amaclanan hasta popiilasyonu
tarafindan giivenli bir sekilde kullanilabilmelerini
saglamak icin tlim yeni ilaglar ve biyolojik maddeler
icin klinik verileri dikkatle inceler. ilaclar piyasaya
suruldigiinde, saglik hizmeti saglayicilari bunlari
genellikle etiket endikasyonlarina gore kullanacak

ve kanit olmadan tek ajanlari birlestirme konusunda,
guvenliligini destekleyecek kanit olmadiginda tereddiit
edeceklerdir.

iki veya daha fazla onayli tedavinin birlestirilmesinin
guvenliliginin degerlendirilmesi, klinik arastirma
ortaminda veya iyi tasarlanmis, gercek diinya veri
toplama protokolleri ve kayitlari aracihigiyla, tek basina
her tedavinin glivenlik profilini anlamanin 6tesine
gecerek yapilmahidir. Ornegin, es zamanl olarak
uygulandiginda, birden fazla tedavi arasinda kimyasal
veya biyolojik etkilesimler olabilir. Bu durum, daha koétu
sonuclara yol agmakta olan ¢oklu ila¢ “kokteylindeki”
bir ilacin “kokteyl” icindeki diger ilaclarin klirensi
lizerindeki etkisini iceren vakalarda bildirilmistir.’

12 https://www.aafp.org/afp/2007/0801/p391.html

Ayrica tek bir ilacin bilinen yan etkilerinin, bu ilag
bir kombinasyonun parcasi olarak kullanildiginda
degistirilmesi de miimkiindiir. Bu, yan etki profilinin
kotiilesmesine veya farkl bir yan etki grubuna

yol acabilir.

Hastalik ortamlarindan ve ilag-ila¢ etkilesimlerinin
terapotik yaklasimlarindan edinilen ¢ok fazla

kanit vardir'3; bu nedenle SMA tedavisi icin ilaglar
birlestirmeyi amacglayan herhangi bir yaklasim, bu
kombinasyonun spesifik giivenlilik profilini ve etkilesim
potansiyelini degerlendirmelidir. iki tedavinin ayni
anda giivenli bir sekilde uygulanmasinin mimkiin

olup olmadigini degerlendirirken uygulama yolu da
dikkate alinmalidir.

'3 https://www.pharmacytimes.com/publications/issue/2011/august2011/customization-of-drug-interaction-software



DIGER ONEMLI HUSUSLAR

KAPSAM, GERi ODEME VE ERISiM

SMA icin etkili kombinasyon tedavileri gelistirme
siireci, daha 6nce tartisilan bilimsel, klinik ve
diizenleyici konularin 6tesinde ilave hususlar icerir.
Ayrica, tedavilere iliskin erisim ve geri 6deme ile ilgili
ele alinmasi gereken 6nemli sorunlar vardir.

Sigortacilar, sigorta kapsamina alma ve geri 6deme
kararlari verirken arastirma ve gelistirme siireci ile elde
edilen kanitlara ve bir Uiriiniin ticari kullanimindan
kaynaklanan verilere (bazen gercek diinya verileri
olarak adlandirilir) bel baglarlar. Ger¢ek diinya
verilerinin toplanmasi, ila¢ kombinasyonlarinin
faydalarini ve risklerini belirlemede klinik calismalardan
elde edilen verilere ek olarak 6nemli bir bilesendir. Tekli
tedaviler kullanim icin birlestirilirse, bu tiir kararlar
alma ve hastalar icin erisim saglama siireci daha
karmasik hale gelir. Odeme saglayacak kurumlar, ilave
faydanin net kanitlarini ve ayni anda iki veya daha

fazla tedavinin kullanimiyla ilgili glivenliligi gormek
isteyecektir.

Karmasikliga ek olarak, 6deme yapan farkli kurumlar
ayni calismalardan elde edilen verileri farkli
yorumlayabilir ve farkli kapsama alma kararlarina
varabilirler. Kombinasyon tedavisi yolunu izlemeyi
diisiinen aileler, bunu yapmanin onlari finansal olarak
nasil etkileyebileceginden haberdar olmalidir.

HASTA VE BAKICI YUKU

Birden fazla tedavinin es zamanli kullaniminin hasta
sonuclari lizerindeki etkisini anlamanin yani sira,
hastalarin ve bakicilarin glinliik yasamlari tizerindeki
etkiyi degerlendirme ve dengeleme ihtiyaci da vardir.
Kombinasyon tedavisi yaklasimina iligkin olarak doz
uygulama, tedavi programlari ve uygulama yolu
degerlendirilmelidir. Tedavilerin eklenmesi, okul

veya isten geri kalmak da dahil olmak lizere aileler
tizerinde ek yiike neden olabilir. Ayrica, tek bir tedavi
icin gerekli olanin disinda, kombinasyon tedavilerinin
gerektirebilecegi genisletilmis glivenlik izlemesi

ile iliskili olarak aileler lizerine binebilecek ek yiik
potansiyeli de vardir. Bir kombinasyon yaklasimi
izlerken, bu hususlar degerlendirilmelidir.



TEK ILAC ONAYI ALMA ONCELIGI

Son olarak, kombinasyon icin degerlendirilmekte
olabilecek tedaviler gelistiren sirketler icin potansiyel
maliyetler ve lojistik engeller dahil olmak iizere ilave
karmagikliklar olacagini bilmek 6nemlidir. Yukarida
aciklandigi tizere klinik 6ncesi verilerin gelistirilmesi,
gerekli klinik testlerin ylritulmesi, dizenleyici
incelemelerin yapilmasi ve ticarilestirme ve geri 6deme
faaliyetlerinin ilerletilmesi icin dnemli ek gereklilikler,
bir sirketin karar verme siireciyle ilgilidir. Kombinasyon
icin degerlendirilen ilaclar iki veya daha fazla farkh
sirketin Uriinleri oldugunda, bu konular daha karmasik
hale gelir ve sonug olarak sirketler arasi isbirligi gerekir.

Mevcut bakim standardinin onayli SMN-artirici ilaglarin
kullanimini icerdigi SMA'da, yeni SMN-artirici ilaglar
gelistiren sponsorlarin bilesikleri icin tek ajan onayini
giuivenceye almaya oncelik vermesi mantiklidir. Bagka
mekanizmalara sahip ilag gelistiren sirketlerin, 6nce
tek ajan icin onay alip almayacagini veya ¢calismalarini,
halihazirda SMN-artirici ilag kullanan hastalan

icerecek tarzda nasil uygun sekilde tasarlayacagini
distinmesi gerekecektir. Onayli tedavileri farkli bir etki
mekanizmasina dayanan yeni ajanlarla birlestirerek
bakim standartlarindan yararlanmaya y6nelik bu
yaklasimlar, cok sayida klinik ¢calisma araciligiyla
standart kemoterapi ile karsilastirmali olarak iki ve

lic ilac kombinasyonunun etkisinin degerlendirildigi
onkoloji ortaminda siklikla goriilmektedir.

' http://www.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf
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SONUC

Cure SMA, kombinasyon halinde veya tek basina
semptomatik hastalar icin fayda saglayacak tedaviler
gelistirmek amaciyla SMN'nin 6tesinde yeni hedefler
bulma stratejik amacina sahiptir. Bu hedefin pesinden
giderken, bu Topluluk Beyaninda tartisilan tiim
unsurlari dikkate alacagiz. Bu hususlari 6zetleyerek
hastalarin, ailelerin ve bakicilarin potansiyel secenekleri
daha iyi anlamalarina ve bazi 6nemli sorunlari
degerlendirmelerine yardimci olmayi amaclhiyoruz.

SMA icin yeni tedavilere yol acan bilimsel ve klinik
gelismeler, SMA hastalari icin karsilanmamis onemli
ihtiyaclar olsa bile toplulugumuz icin iyilestirilmis
sonuclar ve anlamli umutlar saglamaktadir.
Anlasilacagi lizere, daha da fazla ilerleme icin bu ilaclari
birlestirerek, hastaligin tiim asamalari ve her yastaki
hasta icin sonuclari iyilestirerek bu yeni tek ajanlardan
yararlanma firsatlari hakkinda sorular mevcuttur.
Yukarida aciklandigi gibi SMA icin bu firsatlari ele almak
amaciyla kombinasyon tedavisi yaklasimlari gelistirme
cabalan giiclii bir bilimsel gerekceye dayanmali ve
gtivenliligi ve etkililigi degerlendirmek icin klinik
calismalar baglaminda takip edilmelidir.



CURE SMA

Cure SMA, kar amaci giitmeyen bir kurulustur ve SMA arastirmalarini ilerletmek, etkilenen
bireyleri/bakicilan desteklemek ve kamu ve profesyonel topluluklari SMA hakkinda egitmek

icin birlikte calisan diinya capindaki en biiyiik aile, klinisyen ve arastirma bilim insanlari agidir.

Cure SMA, tarafsiz destek kaynagidir. SMA ve sevdikleri ile yasayan tiim bireylere yardimci olmak icin
buradayiz ve belirli secimlere veya kararlara taraf olmayiz. Bireyler ve bakicilar kendi durumlari icin en iyi
olan sey konusunda kendi kisisel inanglariyla tutarli olarak farkli secimler yaparlar. Ebeveynler ve diger
onemli aile Uyeleri, bu konulardaki duygularini anlatabilmeli ve SMA bakim ekibine sorular sorabilmelidir.
Bu tiir kararlar hafife alinmamali ve tiim secenekler dikkatlice degerlendirilmeli ve tartilmalidir. SMA ile
ilgili tim secenekler son derece kisiseldir ve kisisel degerlerin yani sira her birey ve bakicilari icin en iyi

olani yansitmalidir.

Cure SMA size destek olmak icin burada. Ogrenmeye devam etmek, icin liitfen
mevcut Care Series kitap¢iklarina bakin:

+ Solunumun Temelleri + Kas-iskelet Sistemi
« Bakim Secenekleri + Beslenme Temel Bilgileri

« SMA'nin Genetigi + SMA'yi Anlama
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