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ONSOZ

Saglik Teknolojisi Degerlendirme (STD), saglik hizmetlerinde kullanilan teknolojilerin gesitli yonleri
ile incelenmesi ve yorumlanmasi olup saglik teknolojisi tanimi iginde; ilaglar, tibbi cihazlar, tibbi tedavi
yontemleri, cerrahi teknikler, saglik hizmeti sistemleri ve benzeri uygulamalar yer almaktadir. Saglik
teknolojisinin degerlendirilmesi oncelikle klinik etkililigi ve hasta giivenligi acisindan yapilir. Ardindan
ekonomik analiz ve kurumsal yonler ile sosyal ve etik yonleri de degerlendirilerek bir rapor ile sonuglandirilir.
[lgili tiim taraflarin katki sagladig1 ve seffaf bir siiregte yapilan STD nin tiim asamalarinda bilimsel kanitlar

esas alinmaktadir.

Saglik Bakanligiin saglik teknolojisi degerlendirme siirecindeki temel politikasi, yeni veya goz ardi edilmis
klinik etkili saglik teknolojilerinin makul ve esit bigimde saglik hizmetlerinde kullanima girmesini tesvik
etmek, klinik olarak etkili olmayan saglik teknolojilerinin ve finansal agidan siirdiiriilebilir olmayan saglik
teknolojilerinin kullanimini azaltarak saglik hizmetlerinde israfi onlemek olarak belirlenmistir. STD stireci,

Saglik Bakanlig1 Saglik Hizmetleri Genel Miidiirliigii tarafindan yriitiilmektedir.

“Nadir Hastaliklarda Saglik Teknolojisi Degerlendirme Yontemi Kullanilarak Geri Odeme Karari Verilmesi:
Cok Kriterli Karar Analizi ve Deger Bazli Odeme Ornekleri" Konulu STD projesi/calismast bu cercevede
9. konu odakl1 Saglik Teknolojisi Degerlendirme ¢aligmasi olarak yiiriitiilmiis ve ¢alisma sonucunda bu Rapor
hazirlanmistir. Raporun, mevcut ve gelecekteki nadir hastaliklarla ilgili politikalara katki saglamasini ve

faydali olmasini diler, emegi gecen tiim calisma grubu liyelerine tesekkiir ederim.

Dog. Dr. Thsan ATES
Saglik Hizmetleri Genel Miidiirii
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YONETICI OZETI

Saglik hizmetlerinde kullanilan teknolojilerin genel 6zellikleri, giivenligi, etkinligi ve etkililigi, eko-
nomik yonleri ve maliyeti, kurumsal isleyis yonleri ile sosyal, etik ve yasal yonler agisindan sistematik
olarak incelenmesi ve yorumlanmasi seklinde tanimlanabilecek olan saglik teknolojisi degerlendirme
(STD), tiim asamalarinda bilimsel kanitlar esas alinarak elde edilen sonuglar1 seffaf ve tarafsiz bir sekil-

de 6zetlemesi gereken disiplinler aras1 bir siirectir.

Saglik Bakanligi tarafindan, Saglik Teknolojileri Degerlendirme Yonergesi ve Ulusal Saglik Teknolo-
jisi Degerlendirme Strateji Belgesi (2019-2023) kapsaminda yiiriitiillen STD siireglerindeki temel yakla-
sim “klinik etkili saglik teknolojilerinin makul ve esit bigimde saglik hizmetlerinde kullanima girmesini
tesvik etmek, klinik olarak etkili olmayan ve finansal acidan siirdiiriilebilir olmayan saglik teknolojile-

rinin kullanimini azaltarak saglik hizmetlerinde israfi dnlemek” olarak belirlenmistir.

Bu cergevede, Saglik Sisteminin Gii¢lendirilmesi ve Desteklenmesi Projesi (SSGDP) kapsaminda “Sag-
lik Teknolojisi Degerlendirme (STD) Kapasitesinin Gii¢lendirilmesi, Yayginlastirilmasi ve Siirdiiriilebi-
lirligi Projesi” yiirttiilmektedir. Proje kapsaminda, nadir hastaliklarda geri 6deme karar1 verilmesi sii-
recinde siirdiirtilebilir model onerilerinde bulunmak amaciyla, “Nadir Hastaliklarda Saglik Teknolojisi
Degerlendirme Y&ntemi Kullanilarak Geri Odeme Karar1 Verilmesi: Cok Kriterli Karar Analizi ve Deger

Bazli Odeme Ornekleri” konusu ¢alisilmis ve bu Rapor hazirlanmustir.

Saglikta deger kavraminin algist ve igerigi saglik sistemini olusturan bilesenlerin bakis agisina gore
farklilik gostermektedir. Fakat tiim yaklasimlarda ortak amacg saglik sisteminin bireyler ve bir biitiin
olarak toplum i¢in daha fazla deger ortaya koymasini saglamak ve bu degeri 6l¢ebilmektir. Degeri belir-
lemede kullanilabilecek faktorler ¢ok fazla sayida, karmasik ve birbiri ile etkilesim i¢indedir. Bu degeri
ortaya koymasi/belirlemesi beklenen STD metodolojisinin belirlenecek kriterlere gore s6z konusu kar-
masikligi yalinlastirip 6lgebilecek kabiliyette olmasi ve karar vericiler i¢in karar ve eldeki bilgi arasinda

bir koprii olusturmasi gerekmektedir.

Nadir hastaliklar; baglamina, bdlgelere ve iilke niifusuna gore degismekle birlikte “genel niifusa kiyasla
az sayida kiside goriilen, genellikle hayati tehlike olusturan, hastay giicten diisliren kronik hastaliklar
veya durumlar” seklinde tanimlanmaktadir. Nadir hastaliklara yonelik saglik teknolojilerinin (yetim
ilaglar, vb.) 6nemli saglik yararlari sunduklarina yonelik sinirli etkililik kanitlar1 nedeniyle geleneksel
STD yaklagiminin geri 6deme ve fiyatlandirma siire¢leri ile ¢celismesi son yillarda tiim diinya saglik sis-
temleri acisindan 6nemli bir sorun haline gelmistir. Bu teknolojilere ait ortaya konan c¢alismalar kii¢iik
hasta popiilasyonlar1 ve hastalik heterojenlikleri ile klinik ve maliyet etkililiklerini destekleyen kanitlar1
genellikle sinirlandirmakta, bu da elde edilen sonuglarin karar siireclerinde degerlendirilebilmesinde

onemli belirsizliklere yol acabilmektedir.

viii
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Cok Kiriterli Karar Analizi (CKKA), kabul edilebilir bir seviyede birbirleri ile ¢atisabilen birden ¢ok
faktori birlikte degerlendirebilme yetenegine sahip bir dizi nitel ve nicel yaklasimi kullanan bir siireci
tanimlamak i¢in kullanilan bir kavramdir. Son yillarda 6zellikle nadir hastaliklar 6zelinde artan sayi-
daki yeni saglik teknolojileri ve bunlara bagli olarak ihtiya¢ duyulan daha yiiksek saglik harcamalari,
saglik otoriteleri iizerinde akilci, seffaf, adil ve agik saglikta karar verme siiregleri igin yiiksek baski
yaratmaktadir. Bu baglamda CKKA farkli ve ¢elisen karar verme kriterleri kullanarak incelenecek saglik
teknolojileri hakkinda karar vermeye yardimci olabilecek genis bir perspektif sunabilecegi i¢in etkili bir

yaklagim olarak 6ne ¢ikmaktadir.

“Nadir Hastaliklarda Saglik Teknolojisi Degerlendirme Yéntemi Kullanilarak Geri Odeme Karar1 Ve-
rilmesi: Cok Kriterli Karar Analizi ve Deger Bazli Odeme Ornekleri” ¢alismasi sonucunda hazirlanan
bu Raporda, STD yaklasimi ve proje amacglarina uygun olarak nadir hastaliklarda CKKA bazli STD
yontemi kullanilarak deger temelli geri 6deme karar1 verilebilmesine dayanak olusturacak kapsamli bir

literatiir taramas1 yapilmis, CKKA ve deger temelli 6deme iceren caligmalar ortaya konmustur.

Veri tabanlarinda yapilan ilk aragtirma sonrasi baglangigta elde edilen 2372 ¢aligmadan miikerrer kayit-
lar ile baglik ve 6zet incelemesi sonrasinda dahil edilmeyen ¢alismalar ¢ikarildiktan sonra toplam 547
calisma tam metin incelemesine tabi tutulmustur. Tam metin incelemesi sonrasi ise toplam 41 ¢alismanin
aranan Ozelliklerin tamamini sagladigi degerlendirilmis ve bu ¢aligmalar DOI, Orijinal Baslik, Tiirk¢e
Baslik, Yazar, Yil, Dergi (Basimevi), Dil, Ulke, Calismanin Amaci, Nadir Hastaliklar, Geri Odeme,
Karar Verme, Calisma Yapisi ve Sonuglar bagliklar1 altinda bir tablo ile Tiirk¢e ve orijinal dillerinde

Ozetlenmistir.

Bu baglamda yapilan sistematik literatiir taramasi sonrasi uygun ornekler belirlenmis, bu 6rneklerden
elde edilen veriler ve HTA Core Model® uygulamasina iliskin degerlendirme unsuru tablosu ve nadir
hastaliklarda geri 6deme karar1 verilmesi siirecinde kullanilabilecek muhtemel kriter setleri (ana ve alt
kriterler) ¢ikarilarak, bu kriter setlerinin belirlenen uzmanlar tarafindan CKKA bazli STD i¢inde kulla-
nilmasina yonelik degerlendirilmesi saglanmistir. Yapilan degerlendirmeler sonrasi son seklinin verilen
kriter setlerinin model i¢cindeki agirliklar: (6nem seviyeleri) yine ayni uzmanla tarafindan yapilan ikinci
bir degerlendirme sonrasinda (raporda detaylar1 verilen iki ayr1 yontem ile) hesaplanarak CKKA bazli
STD yapist olusturulmustur. Onerilen model her ne kadar nadir hastaliklara yonelik tiim saglik tek-
nolojilerinin degerlendirilebilmesinde olanak saglayacak sekilde genel bir yapida hazirlanmis olsa da,
calisma amacina uygun olarak, modelin sistematigi belirli bir teknolojinin (yetim ilag, tibbi cihaz, vb.)
degerlendirilebilmesine yonelik 6zel kriterlerin belirlenmesi ve degerlendirilebilmesinde kullanilabile-

cek bir yaklasim ortaya koymaktadir.

Ayrica rapor kapsaminda yapilan ¢aligmalar ile es zamanli ve bu ¢caligmalara ek olarak herhangi bir sag-
lik teknolojisinin degerlendirilmesine olanak saglayacak jenerik bir CKKA bazli STD karar destek sis-

temi (Decision Box) gelistirilmig, kullanici dostu bir arayiiz vasitasiyla tasarlanan Sistem test edilerek
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ilgili birimlerin kullanimina hazir hale getirilmistir. Program farkli nadir hastaliklarin STD siire¢leri i¢in
kullanilabilecek farkli kriter setlerinin ¢oklu kullanici tarafindan giris ve degerlendirilmesine olanak
saglayacak sekilde ve STD yapisina uygun CKKA yontemleri ile tasarlanmistir. Programin jenerik ya-
pist; ihtiya¢ duyulmasi halinde, saglik sisteminin farkli birim/alanlarinda icra edilebilecek CCKA bazli

STD ¢aligsmalarinda da kullanilmasina olanak saglamaktadir.
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EXECUTIVE SUMMARY
Health technology assessment (HTA), which can be defined as the systematic examination and interpre-

tation of technologies used in health services in terms of technical performance, safety, cost-effective-

ness, organizational implications, social consequences, and legal and ethical considerations, is based
on scientific evidence at all stages. It is an interdisciplinary process that should summarize the results

obtained transparently and impartially.
The basic approach in the HTA processes carried out by the Ministry of Health within the scope of the
Health Technologies Evaluation Directive and the National Health Technology Evaluation Strategy Doc-
ument (2019-2023) is determined as “to encourage the reasonable and equitable use of clinically effec-
tive health technologies in health services, to be clinically ineffective and financially sustainable and to

prevent waste in health services by reducing the use of non-existent health technologies”.
In this framework, the “Health Technology Evaluation (HTA) Capacity Strengthening, Dissemination,

and Sustainability Project” is carried out within the scope of the Health System Strengthening and Sup-

port Project (HSSSP). Within the scope of the project, to propose sustainable models in the process of re-
imbursement in rare diseases, the subject of “The Reimbursement Decision Making by Using the Health

Technology Assessment Method in Rare Diseases: Multi-Criteria Decision Analysis and Value-Based
Payment Examples” was studied, and this report was prepared.
The perception and content of the concept of value in health differ according to the perspective of the
components that make up the health system. However, the common goal of all approaches is to enable

the health system to reveal more value for individuals and society as a whole and to measure this value.
The factors that can be used to determine the value are numerous, complex, and interacting with each

other. The HTA methodology, which is expected to reveal/determine this value, should be capable of
simplifying and measuring the complexity according to the criteria, the decision, and the information to

be determined at hand for decision-makers. It needs to create a bridge between them.
Rare diseases are defined as “chronic diseases or conditions that are seen in a small number of people

compared to the general population, usually life-threatening and debilitating, although it varies accord-
ing to the context, regions, and population of the country”. Conflict of traditional HTA approach with
reimbursement and pricing processes has become an important problem for health systems all over the
world in recent years due to limited efficacy evidence that health technologies for rare diseases (orphan
drugs, etc.) offer significant health benefits. Studies of these technologies often limit the evidence sup-
porting their clinical and cost-effectiveness with small patient populations and disease heterogeneity,

which can lead to significant uncertainties in evaluating the results obtained in decision processes.

Xi
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Multi-Criteria Decision Analysis (MCDA) is a concept used to describe a process that uses a set of
qualitative and quantitative approaches that can evaluate multiple factors together that may conflict with
each other at an acceptable level. In recent years, the increasing number of new health technologies,
especially in rare diseases, and the higher health expenditures needed due to them, have been on the
health authorities, creating high pressure for rational, transparent, fair, and open health decision-making
processes. In this context, the MCDA stands out as an effective approach because it can offer a broad
perspective that can help make decisions about the health technologies to be examined using different

and conflicting decision-making criteria.

In this report, which was prepared as a result of the study "The Reimbursement Decision Making by Us-
ing the Health Technology Assessment Method in Rare Diseases: Multi-Criteria Decision Analysis and
Value-Based Payment Examples", a comprehensive literature review was conducted to form the basis for
making a value-based reimbursement decision by using the MCDA-based HTA method in rare diseases
under the HTA approach and project objectives, studies involving MCDA and value-based payment were

put forward, also, a model has been proposed.

A total of 547 studies were subjected to full-text analysis after the duplicate records were excluded from
the 2372 studies obtained at the beginning after the initial search in the databases, also the studies that
were not included after the title and summary analysis. After the full-text review, it was evaluated that a
total of 41 studies provided all the required features. These studies are summarized in Turkish and orig-
inal languages with a table under the headings DOI, Original Title, Turkish Title, Author, Year, Journal
(Publisher), Language, Country, Purpose of Study, Rare Diseases, Reimbursement Decision Making,

Study Structure, and Results.

In this context, appropriate samples were determined after the systematic literature review, the data
obtained from these samples, the evaluation element table for the HTA Core Model® application, the
possible sets of criteria that can be used in the process of making reimbursement decisions in rare dis-
eases (main and sub-criteria) and the evaluation of these criteria sets for use in MCDA-based HTA by
the designated experts was ensured. After the evaluations, the weights (importance levels) of the criteria
sets given in the final form in the model are again after a second evaluation by the same expert (details
in the report with two separate methods), and the MCDA-based HTA structure was created. Although
the proposed model has been prepared in a general structure that will allow the evaluation of all health
technologies for rare diseases, under the purpose of study, the systematics of the model is based on the
fact that a specific technology (orphan drug, medical device, etc.). It reveals an approach that can be

used to determine and evaluate the specific criteria for evaluation.

In addition, a generic MCDA-based HTA decision support system (Decision Box) was developed simul-

taneously in addition to the studies carried out within the scope of the report, and the system designed
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through a user-friendly interface was tested and made available for the use of the relevant units. The pro-
gram has been designed in a way that allows multiple users to enter and evaluate different criteria sets
that can be used for HTA processes of different rare diseases and with MCDA methods suitable for the
HTA structure. The generic structure of the program allows it to be used in MCDA-based HTA studies

that can be performed in different units/areas of the health system if needed.
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Saglik teknolojilerinde her gecen giin hizlanarak devam eden degisim; koruma, dnleme, teshis ve te-
davi gibi sagligin bir¢ok bileseninde benzersiz imkan ve yenilikler ortaya koymakla beraber saglik hiz-
metlerinin maliyeti, etkinligi, stirdiiriilebilirligi, erisimi, kalitesi, toplumsal algis1 gibi konularda saglik
otoritelerini ve politika belirleyicileri cok daha hassas olmaya zorlamaktadir. Kaynaklarin kisitli olmasi
otoritelerce bu teknolojilerin klinik etkililik, hasta giivenligi, ekonomik boyut, kurumsal isleyis, sosyal

ve etik gibi farkli acilarindan detayli incelenme ve analiz edilmesi ihtiyacini da artirmaktadir.

Saglik teknolojisi degerlendirme (STD), Saglik hizmetlerinde kullanilan teknolojilerin genel 6zellikleri,
giivenligi, etkinligi ve etkililigi, ekonomik ydnleri ve maliyeti, kurumsal isleyis yonleri ile sosyal, etik
ve yasal yonler agisindan sistematik olarak incelenmesi ve yorumlanmasi seklinde tanimlanmaktadir.
Disiplinler arast bir siire¢ olan STD’nin tiim agsamalarinda bilimsel kanitlar esas alinarak, elde edilen

sonug¢lar seffaf ve tarafsiz bir sekilde 6zetlenmektedir.

Nadir hastaliklar; baglamina, bdlgelere ve iilke niifusuna gore degismekle birlikte “genel niifusa kiyasla
az sayida kiside goriilen, genellikle hayati tehlike olusturan, hastay1 giicten diisiiren kronik hastaliklar
veya durumlar” seklinde tanimlanmaktadir. Nadir hastaliklara yonelik saglik teknolojilerinin (yetim
ilaclar, vb.) dnemli saglik yararlar1 sunduklarina yonelik sinirh etkililik kanitlar1 nedeniyle geleneksel
STD yaklasiminin, geri 6deme ve fiyatlandirma siirecleri ile ¢elismesi son yillarda tiim diinya saglik

sistemleri agisindan dnemli bir sorun haline gelmistir.

Cok Kiriterli Karar Analizi (CKKA), kabul edilebilir bir seviyede birbirleri ile ¢atisabilen birden ¢ok
faktori birlikte degerlendirebilme yetenegine sahip bir dizi nitel ve nicel yaklagim1 kullanan bir siirectir.
Son yillarda 6zellikle nadir hastaliklar alaninda artan sayidaki yeni saglik teknolojileri ve bunlara bagl
olarak ortaya ¢ikan daha yiiksek saglik harcamalari, saglik otoriteleri izerinde akilci, seffaf, adil ve agik
karar verme siireci olusturulmasi yoniinde baski yaratmaktadir. Bu baglamda, CKKA, farkli ve celisen
karar verme kriterlerini kullanarak incelenecek saglik teknolojisi hakkinda karar vermeye yardimci ola-

bilecek genis bir perspektif sunabilecegi i¢in etkili bir yaklasim olarak one ¢ikmaktadir.

Deger kavrami, Tiirk Dil Kurumu sozliiklerinde “Bir seyin 6nemini belirlemeye yarayan soyut 6l¢ii, bir
seyin degdigi karsilik, kiymet; iistiin nitelik, meziyet, kiymet.” seklinde tanimlanmaktadir. Saglik ve
saglik teknolojileri agisindan deger kavrami farkli bakis agilarina gore degisik sekillerde tanimlanabilir.
Bir bakis acisina gére bu tanim hastanin/saglik sistemi i¢indeki uygulamalarin ¢iktilarindaki iyilestirme-
yi saglamanin Ol¢iilen maliyeti seklinde yapilabilir. Buradaki maliyet kavrami, bahse konu iyilestirme
icin sarf edilen her tiirlii kaynagi (zaman, insan giicii, para vb.) ifade etmektedir. Bir baska bakis agis1
ise saglikta deger kavramini hizmet sunumu sonrasi elde edilen sonuglar ve etki olarak belirlemistir.

Bu yaklasim deger kavraminin hizmet siireci ile degil sonug ile ilgili oldugunu 6ngoriir. Saglikta de-
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ger kavraminin algisi ve igerigi saglik sistemini olusturan bilesenlerin bakis agisina gore farklilik gos-
termektedir. Fakat tiim yaklasimlarda ortak amag saglik sisteminin bireyler ve bir biitiin olarak toplum

icin daha fazla deger ortaya koymasini saglamak ve bu degeri 6lgebilmektir.

Saglik sisteminde ekonomik deger analizleri, kit kaynaklarin verimli bir sekilde tahsis edilmesi ve belir-
li bir fiyata saglik teknolojisinin toplum i¢in iyi bir deger olup olmadigina karar verilmesinde kuskusuz
cok onemlidir. Nadir hastaliklara yonelik saglik teknolojilerinin arastirilmasini destekleyen diizenleyici
politikalar mevcut olmasina ragmen [97, 98] genellikle yiiksek fiyatli olan bu teknolojilerin geri 6deme-
ye yonelik degerlendirilmesinin; bahse konu degerlendirmeyi maliyet etkililik ve biitce etki analizleriyle

gerceklestiren, klasik STD yaklasimi ile gerceklestirilmesi ciddi zorluklar igermektedir.

Mevcut caligmalar, sadece maliyet etkililik ve biitge etki analizleri ile nadir hastaliklara ait teknolojilerin
geri 6demeye yonelik degerlendirilmesinin farkli degerlere sahip bilesenlerin gézden kacirilabilecegini
gostermektedir. Bu nedenle, tiim paydaslar i¢in saglik perspektifinden deger kavramina farkli agilardan
bakabilme olanagi saglayan objektif ve seffaf CKKA bazli STD modelleri umut verici ve kullanislt bir

arag olarak karsimiza ¢ikmaktadir.

“Nadir Hastaliklarda Saglik Teknolojisi Degerlendirme Yontemi Kullanilarak Geri Odeme Karari Ve-
rilmesi: Cok Kriterli Karar Analizi ve Deger Bazli Odeme Ornekleri” ¢alismasi sonucunda hazirlanan
bu Raporda, STD yaklasimi ve proje amacglarina uygun olarak nadir hastaliklarda CKKA bazli STD
yontemi kullanilarak deger temelli geri 6deme karar1 verilebilmesine dayanak olusturacak kapsamli bir
literatiir taramas1 yapilmis, CKKA ve deger temelli 6deme iceren ¢alismalar ortaya konulmus ve bir
model nerilmistir. Onerilen model her ne kadar nadir hastaliklara yonelik tiim saglik teknolojilerinin
degerlendirilebilmesinde dayanak olacak sekilde genel bir yapida hazirlanmis olsa da; ¢alisma amacina
uygun olarak, modelin sistematigi belirli bir teknolojinin (yetim ilag, tibbi cihaz, vb.) degerlendirilebil-
mesine yonelik 6zel kriterlerin belirlenmesi ve degerlendirilebilmesinde kullanilabilecek bir yaklagim

ortaya koymaktadir.
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The change in health technologies continues to accelerate day by day; in addition to revealing unique
opportunities and innovations in many components of health such as protection, prevention, diagnosis,
and treatment, it forces health authorities and policymakers to be much more sensitive on issues such as
cost, effectiveness, sustainability, access, quality and social perception of health services. The scarcity
of resources increases the need for these technologies to be examined and analyzed in detail by the au-
thorities in different aspects such as clinical effectiveness, patient safety, economic dimension, institu-

tional functioning, and social and ethics.

Health technology assessment (HTA) is defined as the systematic examination and interpretation of the
technologies used in health services in terms of technical performance, safety, cost-effectiveness, orga-
nizational implications, social consequences, and legal and ethical considerations. In all stages of HTA,
which is an interdisciplinary process, the results obtained are summarized transparently and impartially

based on scientific evidence.

Although rare diseases vary according to their context, regions, and the population of the country, they
are defined as "chronic diseases or conditions that are seen in a small number of people compared to the
general population, usually life-threatening, debilitating the patient". Due to the limited evidence of ef-
ficacy that health technologies for rare diseases (orphan drugs, etc.) offer significant health benefits, the
conflict of the traditional HTA approach with reimbursement and pricing processes has become a major

problem for all world health systems in recent years.

Multi-Criteria Decision Analysis (MCDA) is a period that uses a set of qualitative and quantitative ap-
proaches that can evaluate multiple factors together that may conflict with each other at an acceptable
level. In recent years, the increasing number of new health technologies, especially in the field of rare
diseases, and the resulting higher health expenditures, have put pressure on health authorities to estab-
lish rational, transparent, fair, and open decision-making periods. In this context, MCDA stands out as
an effective approach as it can offer a broad perspective that can help make decisions about the health

technology to be examined using different and conflicting decision-making criteria.

The concept of value is defined in the dictionaries of the Turkish Language Association as an “Abstract
measure to determine the importance of something, the value that something touches, superior quality,
merit.”. In terms of health and health technologies, the concept of value can be defined in different ways
according to different perspectives. From one point of view, this definition can be made in terms of the
measured cost of achieving improvement in the outcomes of the patient/practices within the health sys-
tem. The concept of cost here refers to all kinds of resources (time, manpower, money, etc.) spent for

the improvement in question. Another perspective has determined the concept of value in health as the
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results and effects obtained after service delivery. This approach predicts that the concept of value is not
related to the process of service, but to the result. The perception and content of the concept of value in
health differ according to the perspective of the components that make up the health system. However,
the common goal of all approaches is to enable the health system to reveal more value for individuals

and society as a whole and to measure this value.

Economic value analysis in the health system is undoubtedly crucial in allocating scarce resources
efficiently and deciding whether health technology is a good value for society at a given price. Al-
though there are regulatory policies that support the research of health technologies for rare diseases,
the reimbursement evaluation of these generally high-priced technologies involves serious difficulties in
evaluating with the classical HTA approach, which evaluates with cost-effectiveness and budget impact

analyses.

In this report, which was prepared as a result of the study "The Reimbursement Decision Making by Us-
ing the Health Technology Assessment Method in Rare Diseases: Multi-Criteria Decision Analysis and
Value-Based Payment Examples", a comprehensive literature review was conducted to form the basis for
making a value-based reimbursement decision by using the MCDA-based HTA method in rare diseases
under the HTA approach and project objectives, studies involving MCDA and value-based payment
were put forward, also, a model has been proposed. Although the proposed model has been prepared
in a general structure to be the basis for the evaluation of all health technologies for rare diseases, the
systematics of the model reveals an approach that can be used to determine and evaluate specific criteria

for the evaluation of a particular technology (orphan drugs, medical devices, etc.).
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Icinde bulundugumuz bilgi ve teknoloji ¢agi, toplumsal esenligin temel taslarindan olan sagligin ko-
runmasi ve iyilestirilmesi kapsaminda planlanan ve uygulanan saglik hizmetlerinde kullanilan saglik
teknolojilerinde 6nemli doniisim ve gelismelere yol agmistir. Saglik teknolojilerinde her gegen giin
hizlanarak devam eden bu degisim risk analizi, 6nleme, teshis ve tedavi gibi sagligin bir¢ok bilegeninde
benzersiz imkan ve yenilikler ortaya koymakla beraber saglik hizmetlerinin maliyeti, etkinligi, stirdiirii-
lebilirligi, erisimi, kalitesi, toplumsal algis1 gibi konularda saglik otoritelerini ve politika belirleyicileri
cok daha hassas olmaya zorlamaktadir. Kaynaklarin kisitli olmasi otoritelerce bu teknolojilerin klinik
etkililik, hasta giivenligi, ekonomik boyut, kurumsal isleyis, sosyal ve etik gibi farkli acilarindan detayli
incelenme ve analiz edilmesi ihtiyacini artirmistir. Bu noktada Saglik Teknolojisi Degerlendirme (STD)
onemli bir role sahiptir. STD, T.C. Saglik Bakanlig1 tarafindan “Saglik teknolojisinin genel 6zellikleri,
giivenligi, etkinligi ve etkililigi, ekonomik ydnleri ve maliyeti, kurumsal isleyis yonleri ile sosyal, etik
ve yasal yonler agisindan sistematik olarak incelenmesi ve yorumlanmasi” seklinde tanimlanmaktadir
[1]. Bu tanim STD sistematiginin degerlendirilecek olan teknolojiyi kisa, orta ve uzun vadede tiim
paydaslar agisindan genis bir perspektif ile degerlendirmeye tabi tutmasini gerektirmektedir. Saglik
teknolojisi kavraminin da sagligin korunmasi/gelistirilmesi ile hastaliklarin 6nlenme, teshis, tedavi ve
rehabilitasyonu amaciyla kullanilan ilag, tibbi cihaz, cerrahi yontem, saglik sistemleri gibi her tiirli
uygulamay1 igermesi dikkate alindiginda [1], STD sistematiginin disiplinler aras1 bir yapida birbirinden

cok farkli yap1 ve ozellikler i¢in de kullanilabilir olmasini gerektirmektedir.

T.C. Saglik Bakanlig1 biinyesinde yiiriitiilen STD faaliyetleri Saglik Hizmetleri Genel Midiirliigii Aras-
tirma, Gelistirme ve Saglik Teknolojisi Degerlendirme Dairesi Baskanlig: tarafindan “Saglik Teknolo-
jileri Degerlendirme Yonergesi” ve “Ulusal Saglik Teknolojisi Degerlendirme Strateji Belgesi (2019-
2023)” kapsaminda yiiriitiilmektedir.

Nadir hastaliklar; baglamina, bdlgelere ve iilke niifusuna gore degismekle birlikte “genel niifusa kiyasla
az sayida kiside goriilen, genellikle hayati tehlike olusturan, hastay1 giicten diisiiren kronik hastaliklar
veya durumlar” seklinde tanimlanmaktadir [2], [3]. Amerika Birlesik Devletleri’nde 200.000°den az sa-
yida kisiyi etkileyen hastaliklar nadir hastaliklar olarak tanimlanirken, bu tanim Avrupa Birligi Ulkeleri
i¢in 2.000°de 1°den az siklikta olan hastaliklar i¢in kullanilmaktadir. Ulkemizde de genel olarak Avrupa
Birligi Ulkeleri’nde kabul gérmiis tanim benimsenmektedir. Diinyada yaklasik 300 milyon kisinin nadir
bir hastaligi oldugu dngoriiliirken bu rakamin tilkemizde 2.9 milyon ile 4.8 milyon kisi araliginda olarak
tahmin edilmektedir [4], [5].

Nadir bir tibbi durumu hedefleyen ilaglar yetim ilag olarak adlandirilmaktadir. 2017 yilinda diinya gene-
linde yetim ilaglara 125 milyar Amerikan dolar1 harcandig1 tahmin edilmektedir [6]. Ulkemizde nadir has-

talig1 olan bireylerin kullanmas1 gereken yetim ilaglar ¢ogunlukla yurtdisindan ithal edilmekte oldugun-
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dan disa bagimlilik s6z konusudur. Sanayi Bakanliginin yayinlamis oldugu Tiirkiye ilag Sektorii Strateji
Belgesi Eylem Plan1 (2015-2018)’nda nadir hastaliklarla ilgili hedefleri: “Ulkemizde nadir hastaliklar ko-

nusunda detayli mevcut durum ve ihtiyag analizi yapilacaktir. Tespit edilen sonuglar dogrultusunda yetim
ila¢ politikamiz olusturulacaktir.” olarak belirlenmistir. Diisiik prevalanslari, tedavilerin yiiksek maliyeti

ve bu konuda harcanabilecek kaynaklarin iilkeler agisindan hayli sinirli olmasi nedeniyle yetim ilaglar
i¢in etkin pazar kosullarinin olusmamasi bu alanin 6zel diizenleme gerektirmesine sebep olmaktadir.

Deger kavrami, Tiirk Dil Kurumu sézliiklerinde “Bir seyin dnemini belirlemeye yarayan soyut dl¢ii, bir
seyin degdigi karsilik, kiymet; {istiin nitelik, meziyet, kiymet.” seklinde tanimlanmaktadir [7]. Saglik ve

saglik teknolojileri agisindan deger kavrami farkli bakis acilarina gore degisik sekillerde tanimlanabilir.
Bir bakis acisina gore bu tanim hastanin/saglik sistemi i¢indeki uygulamalarin ¢iktilarindaki iyilestirme-
yi saglamanin dl¢iilen maliyeti seklinde yapilabilir. Buradaki maliyet kavrami, bahse konu iyilestirme

icin sarf edilen her tiirlii kaynagi (zaman, insan giicii, para vb.) ifade etmektedir. Bir baska bakis acis1

ise saglikta deger kavramini hizmet sunumu sonrasi elde edilen sonuglar ve etki olarak belirlemistir. Bu

yaklasim deger kavraminin hizmet siireci ile degil sonug ile ilgili oldugunu 6ngorir[8], [9]. Saglikta
deger kavraminin algis1 ve icerigi saglik sistemini olusturan bilesenlerin bakis acisina gore farklilik gos-

termektedir. Fakat tiim yaklasimlarda ortak amag saglik sisteminin bireyler ve bir biitiin olarak toplum

i¢in daha fazla deger ortaya koymasini saglamak ve bu degeri 6l¢cebilmektir.
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Sekil 1. Saghkta Deger: Farkh Perspektifler [9].
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Saglikta degeri belirlemede kullanilabilecek faktorler ¢cok fazla sayida, karmasik ve birbiri ile etkilesim
igindedir. Bu degeri ortaya koymasi/belirlemesi beklenen STD metodolojisinin belirlenecek kriterlere
gore s0z konusu karmasikligi yalinlastirip dlgebilecek kabiliyette olmasi ve karar vericiler igin karar ve

eldeki bilgi arasinda bir koprii olusturmasi gerekmektedir.

X
Saghk STD_ Karar
Teknolojisine Amag, Krl.terlerz (Ruhsatlandirma/
Ait Bilgi W ~  Onem Seviyeleri Geri Odeme, vb.)

Sekil 2. Bilgi, STD, Karar iliskisi

Cok Kriterli Karar Analizi (CKKA) bu tarz nedensellik iliskilerinin karmasik oldugu sorunlara; soruna
etki eden boyut ve kriterleri tanimlayarak ve bunlarin sorun igerisindeki 6nem seviyelerini belirleyerek
etkin ve etkili ¢dziimler sunabilmektedir. CKKA [veya Cok Kriterli Karar Verme (CKKYV)] genellikle
celisen somut ve soyut dlgiitlere veya niteliklere gore potansiyel karar segeneklerinden (alternatiflerin-
den) en iyisini se¢mek, siralamak ya da siniflandirmak i¢in kullanilmaktadir. Temel amag, karar vericile-
re en iyi karar alternatiflerini 6nermektir. Bu nedenle, CKKA yontemleri STD ve deger bazli geri 6deme

calismalarinda efektif olarak kullanilabilecek bir yaklasim olarak dne ¢ikmistir [10].

Bu ¢alismanin ilerleyen boliimlerinde; ¢alisma amacina uygun olarak nadir hastaliklarda CKKA bazli
STD yontemi kullanilarak deger temelli geri 6deme karar1 verilebilmesine dayanak olusturacak kapsam-
I1 bir literatiir taramas1 yapilmis, CKKA ve deger temelli 6deme iceren calismalar ortaya konmustur.
Ardindan, Avrupa Saglik Teknolojisi Degerlendirme Ag1 (EUnetHTA) tarafindan 6nerilen metodolojik
cerceve olan HTA Core Model® [11] uygulamasina iligkin degerlendirme unsuru tablosunun ilgili bo-
liimleri ve uzman goriislerinden yararlanilarak nadir hastaliklarda geri 6deme karar1 verilmesi siirecinde
tim saglik teknolojileri (ilag, tibbi cihaz, cerrahi yontem, saglik sistemleri, vb.) i¢in ortak kullanilabile-

cek genel bir CKKA bazli STD modeli 6nerisinde bulunulmustur.
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2.1. Amac

Bu calismada temel amag nadir hastaliklarda geri 6deme karar1 verilmesi siirecinde tiim saglik teknolo-
jileri (ilag, tibbi cihaz, cerrahi yontem, saglik sistemleri, vb.) i¢in ortak kullanilabilecek siirdiiriilebilir
CKKA bazli genel bir STD modeli/yaklasimi 6nerisinde bulunmaktir. Bu amaca ek olarak, kanita dayali
saglik politikalar1 ve uygulamalarinin olusturulmasi ve finansal siirdiiriilebilirligin saglanmasina yonelik,

karar vericiler ve tiim ilgili taraflar i¢in bilimsel ve tarafsiz bilgi kaynagi olusturulmasi da hedeflenmistir.

2.2. Kapsam
Calismanin kapsami “STD yontemiyle yapilacak degerlendirmelerde; “Nadir Hastaliklarda Saglik Tek-

nolojisi Degerlendirme Yéntemi Kullanilarak Geri Odeme Karar1 Verilmesi: Cok Kriterli Karar Analizi
ve Deger Bazli Odeme Ornekleri” konusunun farkli agilardan incelenmesi/degerlendirilmesi ve ¢alisma
sonucunda STD Raporu (Cok Kriterli Karar Analizi ve Deger Bazli Odeme Ornekleri) hazirlanmas1”
seklinde 6zetlenebilecek olup sistematik literatiir taramasi, literatiirdeki ¢alismalardan uygun 6rneklerin
belirlenmesi, yapilan tarama sonrasi nadir hastaliklarda geri 6deme karar1 verilmesi siirecinde kullani-
labilecek muhtemel kriter setlerinin (ana ve alt kriterler) belirlenmesi, belirlenen bu kriter setlerinin uz-
man gorlislerinden yararlanilarak CKKA bazli1 STD i¢inde kullanilmasina yonelik son seklinin verilmesi

ve nihai olarak ortaya konan kriter setlerinin model igindeki agirliklarinin hesaplanmasini igermektedir.

2.3. Metodoloji

Bu calismanin ilk safthasi kapsam derlemesi (scoping review) tiiriinde bir sistematik literatiir derleme-
sidir. Arastirmada kullanilan veri tabanlari: PubMed, Web of Science (WoS), ProQuest ve TRDizin dir.
Aramalar Ingilizce ve Tiirkce dillerinde, tarih ve cografya sinirlamas1 olmaksizin yapilmistir. Arastirma

Sistematik Derleme ve Meta-analiz Raporlama Maddeleri ne (PRISMA) [12] gbre raporlanmistir.

Calismanin ikinci sathasinda CKKA’nin STD’de kullanimina odaklanilmis, nadir hastaliklarda geri 6de-
me karar1 verilmesi siirecinde saglik teknolojilerinin degerlendirilebilmesine yonelik CKKA temelli
genel bir STD modeli ortaya konmustur. Bu maksatla ilk safhada yapilan literatiir arastirmasi ile 6rnek
teskil edebilecek ¢alismalar incelenmis, bu ¢aligmalarda kullanilan yaklagimlar, HTA Core Model® uy-
gulamasina iliskin degerlendirme tablosu ve uzman goriislerinden yararlanilarak STD i¢in kullanilacak
kriter setleri belirlenmistir. Gorlislerine basvurulan uzmanlar T.C. Saglik Bakanlig1 Saglik Hizmetleri
Genel Miidiirligi Aragtirma, Gelistirme ve Saglik Teknolojisi Degerlendirme Dairesi ve Otizm, Zihinsel
Ozel Gereksinimler ve Nadir Hastaliklar Dairesi Baskanliklarinca ortak belirlenmistir. Uzman ekipte,
STD sistematigi dikkate alinarak calismaya konu olan saglik teknolojileri ile etkilesim iginde olan tiim

paydaslarin (klinisyen, politika belirleyici, sektor ve hasta yakinlari) temsiliyeti saglanmistir. Ayrica



: 2. AMAC, KAPSAM VE METODOLOJI

Saglik Bakanliginda yapilan toplantilara uzman ekipten herhangi bir nedenle katilim saglanamamasinin
(cografi konum, vb.) bir eksiklige mahal vermemesi i¢in toplantilara katilimin ayni zamanda online

olarak yapilmasina olanak saglanmis ve uzmanlardan alinan goriisler i¢in dijital formlar kullanilmistir.

Calismanin son safhasinda ise belirlenen kriter setlerinin olusturulan STD modeli i¢cindeki 6nem se-
viyeleri (agirliklart), literatiirdeki benzer ¢alismalar ve ayni uzman ekibinin bu konudaki goriislerin-
den yararlanilarak literatiirde genel kabul gérmiis ve ¢calisma yapisina en uygun oldugu degerlendirilen
dogrusal toplam (linear sum veya linear scale transformation (sum)) ve vektdr normalizasyonu (vector

normalization) yontemleri kullanilarak belirlenmistir [13]-[17].

Her ti¢ safha ilerleyen bolimlerde detayli olarak anlatilacaktir.

2.4. Proje Calisma Plam

Proje kapsaminda icra edilen faaliyetlere iliskin “Calisma Plan1” Tablo 1°de oldugu gibidir. Proje kap-
samindaki ilerleme/gelismelerin takip edilmesi, mevcut durum hakkindaki goériis ve Onerilerin alinmasi
i¢in proje sonug¢lanana kadar Saglik Bakanligi proje yetkilileri ile haftalik toplantilar dijital platformlar-

da veya yiiz yiize olacak sekilde proje baslangicindan itibaren planlanmis ve gergeklestirilmistir.

Tablo 1. Calisma Plami (is-Zaman Cizelgesi, Calisma/is Takvimi)

ilerleme
kapsaminda yapilan talep ile Bakanlik
arak revize edilmistir)

20-26 Ekim 2021

S6zlesmenin imzalanmasi

04 Kasim 2021

Proje baslangi¢ toplantisi

04-11 Kasim 2021

Cerceve ve arastirma soru/sorularinin tespiti; haftalik
ilerleme toplantilarinin zamanlarinin belirlenmesi

05 Kasim-15 Aralik 2021

Literatiir arastirmasi

25 Kasim 2021

Baslangi¢ raporunun hazirlanmasi

15 Aralik 2021- 20 Subat 2022

Olusturulacak Ckka modeli genel kriter setlerinin
belirlenmesi

20 Subat-30 Mart 2022

Uygun CKKA modelinin belirlenmesi

30 Mart -01 Nisan 2022

Kriter setleri agirliklarinin belirlenmesine yonelik yiiz
ylize toplant1 (Ankara)

01 Nisan- 15 Mayis 2022

Kriter setlerinin agirliklarinin belirlenmesi (anket/
goriisme/literatiir kullanilarak belirlenecektir).

15 May1s-07 Haziran 2022

Taslak STD raporunun hazirlanmasi

07 Haziran — 20 Temmuz 2022

Sozlesmede tanimlanan STD raporunun hazirlanmasi
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3. ILGILI LITERATUR

Calisma kapsaminda gerceklestirilen literatiir taramasinda 6ncelikle anahtar kelimeler ve arama sorgu-
su yapisi belirlenmis, yapilan sorgu sonrasi “PubMed, Web of Science (WoS), ProQuest ve TRDizin”
veri tabanlarindan elde edilen kayitlar bir araya getirilmis, miikerrer kayitlar silinerek, baslik ve 6zet
taramasi yapilmig ve ilgili oldugu diisiintilen kayitlar tespit edilmistir. Daha sonra ilgili kayitlarin tam
metinlerine ulasilarak belirlenen dahil etme kriterlerine gore degerlendirilmistir. Tarama siirecinde web
tabanli Covidence [18] uygulamasi kullanilmistir. Sonugta dahil edilen ¢caligmalarin 6zellikleri 6zetlen-

mis ve bulgular sentezlenerek tartigilmistir.

3.1. Anahtar Kelime Belirlenmesi

Arastirma sorusu “Geri 6deme sistemlerinde, nadir hastaliklarla ilgili karar vermede kullanilan yontemler
nelerdir?” olarak belirlenmistir. Buna paralel olarak veri tabanlarinda yapilacak aramalarda kullanilacak

sorguyu diizenlemek i¢in asagida yer alan li¢ grupta anahtar kelimeler belirlenmistir (bakiniz Sekil 3):
i. nadir hastaliklar,
ii. karar verme yontemleri,

iii. geri 6deme sistemleri.

Nadir
Hastahklar

Karar Geri

Verme Odeme
Yontemleri Sistemleri

Sekil 3. Anahtar Kelime Gruplari

Nadir hastaliklarla ilgili genel terimlerin yan1 sira, arastirma kapsaminda 6zel olarak ilgilenilen spinal
miskiiler atrofi (SMA), amyotrofik lateral skleroz (ALS), lizozomal depo hastaliklar1 ve kistik fibroz
i¢in anahtar kelimeler ayrica eklenmistir. Yine 6zel isimle anilan karar verme yontemlerinin isimleri

farkli kaynaklardan faydalanilarak[19], [20] ayr1 anahtar kelimeler olarak eklenmistir.
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Tablo 2. Arastirmada Kullanilan Anahtar Kelimeler

UP INGILIiZCE ANAHTAR KELIMELER TURKCE A
KELIM

Nadir General terms: Genel terimler:
Hastaliklar * rare disease e nadir hastalik
* rare-disease  yetim ilag

» orphan drug
Spesifik hastaliklar:

Specific diseases: * spinal miiskiiler atrofi
* spinal muscular atrophy (SMA) » amyotrofik lateral skleroz
+ amyotrophic lateral sclerosis (ALS) * lizozomal depo hastaliklar1
* lysosomal storage diseases (LSDs) * kistik fibrozis
* cystic fibrosis
Karar Verme General terms: Genel terimler:
Yontemleri * decision making * karar verme
* decision-making * karar analizi
¢ decision analysis * ¢ok kriterli karar

» multiple criteria decision
» multiple-criteria decision
e multi criteria decision

e multi-criteria decision

« MCDM

« MCDA

Specific methods:

» Aggregated Indices Randomization Method (AIRM)

 Analytic hierarchy process (AHP)

* Analytic network process (ANP)

» Balance Beam process

* Base-criterion method (BCM)

* Best worst method (BWM)

* Brown—Gibson model

 Characteristic Objects METhod (COMET)

* Choosing By Advantages (CBA)

» Conjoint Value Hierarchy (CVA)

* Data envelopment analysis

* Decision EXpert (DEX)

» Disaggregation — Aggregation Approaches (UTA,
UTALII, UTADIS)

* Rough set (Rough set approach)

* Dominance-based rough set approach (DRSA)

* ELECTRE (Outranking)

* Evaluation Based on Distance from Average So-
lution (EDAS)

» Evidential reasoning approach (ER)

* Goal programming (GP)

* Grey relational analysis (GRA)

¢ Inner product of vectors (IPV)

* Measuring Attractiveness by a categorical Based
Evaluation Technique (MACBETH)

* Simple Multi-Attribute Rating Technique (SMART)

« Stratified Multi Criteria Decision Making (SMCDM)

» Multi-Attribute Global Inference of Quality (MAGIQ)

* Multi-attribute utility theory (MAUT)

* Multi-attribute value theory (MAVT)




Tablo 2. Devam
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INGILiZCE ANAHTAR KELIMELER

TURKCE A
KELIM

Markovian Multi Criteria Decision Making

New Approach to Appraisal (NATA)
Nonstructural Fuzzy Decision Support System
(NSFDSS)

Potentially All Pairwise RanKings of all possible
Alternatives (PAPRIKA)

PROMETHEE (Outranking)

Ranking based on optimal points (RBOP)
Stochastic Multicriteria Acceptability Analysis
(SMAA)

Superiority and inferiority ranking method (SIR
method)

System Redesigning to Creating Shared Value
(SYRCS)

Technique for the Order of Prioritisation by Simi-
larity to Ideal Solution (TOPSIS)

Value analysis (VA)

Value engineering (VE)

VIKOR method

Weighted product model (WPM)

Weighted sum model (WSM)

Geri Odeme
Sistemleri

General terms:

reimbursement

budget impact

pricing

insurance

social security

coverage

health technology assessment
health economics

economic evaluation

Specific terms:

burden of disease

years of life lost (YLL)

years lived with disability (YLD)
disability-adjusted life year (DALY)
quality-adjusted life year (QALY)
social and economic burden

cost of illness

cost-effectiveness

» cost-benefit

cost-utility

direct cost

indirect cost

return on investment (ROI)
value based

Genel terimler:

Spesifik terimler:

geri 6deme

biit¢e etkisi

fiyatlama

sigorta

sosyal giivenlik

kapsayicilik

saglik teknolojisi degerlen-
dirme

saglik ekonomisi

ekonomik degerlendirme

hastalik yiiki

kaybedilmis yasam yillar1
engelli yasanmis yillar
engellilige ayarlanmis yagsam
yil1

kaliteye ayarlanmis yasam
yilt

sosyal ve ekonomik yiik
hastaligin maliyeti

maliyet etkililik

maliyet fayda

maliyet yararlanim

dogrudan maliyet

dolayli maliyet

yatirimin getirisi

deger bazli
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3.2. Kullanilan Arama Sorgusu

Bir 6nceki asamada belirlenen anahtar kelimeler kullanilarak, {i¢ ana grubun (nadir hastaliklar, karar

verme yontemleri, geri 6deme sistemleri) her birinden en az bir anahtar kelimeyi iceren yayinlari tespit

edecek bir arama sorgusu asagidaki gibi hazirlanmistir.

(

OR

AND

(“rare disease" OR "rare-disease" OR "orphan drug" OR "spinal muscular atrophy" OR "SMA"
OR "amyotrophic lateral sclerosis" OR "ALS" OR "lysosomal storage diseases" OR "LSDs"
OR "cystic fibrosis")

("nadir hastalik" OR "yetim ilag" OR "spinal miiskiiler atrofi" OR "amyotrofik lateral skleroz"
OR "lizozomal depo hastaliklar1" OR "kistik fibrozis")

(“decision making" OR "decision-making" OR "decision analysis" OR "multiple criteria deci-
sion" OR "multiple-criteria decision" OR "multi criteria decision" OR "multi-criteria decision"
OR "MCDM" OR "MCDA" OR "Aggregated Indices Randomization Method " OR "AIRM"
OR "Analytic hierarchy process " OR "AHP" OR "Analytic network process " OR "ANP" OR
"Balance Beam process" OR "Base-criterion method " OR "BCM" OR "Best worst method "
OR "BWM" OR "Brown—Gibson model" OR "Characteristic Objects METhod " OR "COMET"
OR "Choosing By Advantages " OR "CBA" OR "Conjoint Value Hierarchy " OR "CVA" OR
"Data envelopment analysis" OR "Decision EXpert " OR "DEX" OR "Disaggregation — Aggre-
gation Approaches " OR "UTA, UTAIL, UTADIS" OR "Rough set " OR "Rough set approach"
OR "Dominance-based rough set approach " OR "DRSA" OR "ELECTRE " OR "Outranking"
OR "Evaluation Based on Distance from Average Solution " OR "EDAS" OR "Evidential rea-
soning approach " OR "ER" OR "Goal programming " OR "GP" OR "Grey relational analysis
" OR "GRA" OR "Inner product of vectors " OR "[PV" OR "Measuring Attractiveness by a ca-
tegorical Based Evaluation Technique " OR "MACBETH" OR "Simple Multi-Attribute Rating
Technique " OR "SMART" OR "Stratified Multi Criteria Decision Making " OR "SMCDM"
OR "Multi-Attribute Global Inference of Quality " OR "MAGIQ" OR "Multi-attribute utility
theory " OR "MAUT" OR "Multi-attribute value theory " OR "MAVT" OR "Markovian Multi
Criteria Decision Making" OR "New Approach to Appraisal " OR "NATA" OR "Nonstructural
Fuzzy Decision Support System " OR "NSFDSS" OR "Potentially All Pairwise RanKings of all
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possible Alternatives " OR "PAPRIKA" OR "PROMETHEE " OR "Outranking" OR "Ranking
based on optimal points " OR "RBOP" OR "Stochastic Multicriteria Acceptability Analysis "
OR "SMAA" OR "Superiority and inferiority ranking method " OR "SIR method" OR "Sys-
tem Redesigning to Creating Shared Value " OR "SYRCS" OR "Technique for the Order of
Prioritisation by Similarity to Ideal Solution " OR "TOPSIS" OR "Value analysis " OR "VA"
OR "Value engineering " OR "VE" OR "VIKOR method" OR "Weighted product model " OR
"WPM" OR "Weighted sum model " OR "WSM" OR "Modelo Integrado de Valor para Estruc-
turas Sostenibles " OR "MIVES")

OR

("karar verme" OR "karar analizi" OR "¢ok kriterli karar")

("reimbursement" OR "budget impact" OR "pricing" OR "insurance" OR "social security" OR
"coverage" OR "health technology assessment" OR "health economics" OR "economic evalu-
ation" OR "burden of disease" OR "years of life lost" OR "YLL" OR "years lived with disabi-
lity" OR "YLD" OR "disability-adjusted life year" OR "DALY" OR "quality-adjusted life year"
OR "QALY" OR "social and economic burden" OR "cost of illness" OR "cost-effectiveness"
OR "cost-benefit" OR "cost-utility"” OR "direct cost" OR "indirect cost" OR "return on invest-
ment" OR "ROI" OR "value based")

OR

("geri 6deme" OR "biitge etkisi" OR "fiyatlama" OR "sigorta" OR "sosyal giivenlik" OR "kap-
sayicilik" OR "saglik teknolojisi degerlendirme" OR "saglik ekonomisi" OR "ekonomik deger-
lendirme" OR "hastalik yiikii" OR "kaybedilmis yasam yillar1" OR "engelli yasanmis yillar"
OR "engellilige ayarlanmis yasam yili" OR "kaliteye ayarlanmis yasam yili" OR "sosyal ve
ekonomik yiik" OR "hastaligin maliyeti" OR "maliyet etkililik" OR "maliyet fayda" OR "ma-
liyet yararlanim" OR "dogrudan maliyet" OR "dolayli maliyet" OR "yatirimin getirisi" OR
"deger bazli")

10
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3.3. Gergeklestirilen Literatiir Taramasi

Daha once de belirtildigi iizere literatiir taramas1 “PubMed, Web of Science (WoS), ProQuest ve TRDi-
zin” veri tabanlarinda gergeklestirilmistir. Web tabanli Covidence [18] uygulamasi ile gerceklestirilen
taramada mikerrer kayitlar bahse konu uygulama ile ayiklanmistir. Baslik ve 6zet taramasinda harig
tutma karar1 i¢in en az iki ekip iiyesinin ortak karar1 aranmistir. Celiski durumunda {i¢iincii ekip iiyesi-
nin gorlisii alinarak dahil etme/hari¢ tutma karart verilmistir. Tam metin tarama islemlerinde oncelikle
Tiirkce ve Ingilizce disinda kalan diller elenmistir. Daha sonra sirasiyla, nadir hastaliklar, geri 6deme
sistemleri ve karar verme yontemleri konularini icermeyen ¢alismalar hari¢ tutulmustur. Bu islemlerde
de dahil etme/hari¢ tutma kararlar1 icin baslik ve 6zet taramasinda uygulanan kurallarin aynist uygu-

lanmistir. Calisma kapsaminda gerceklestirilen literatiir taramasinin agamalar1 Sekil 4°te gdsterilmistir.

Veri tabanlarinda yapilan ilk arastirma sonrasi baslangigta elde edilen 2372 ¢aligmadan miikerrer kayit-
lar ile baslik ve dzetten yapilan elemeler sonrasinda toplam 547 ¢aligma tam metin incelemesine tabi tu-
tulmustur. Tam metin incelemesi sonrasi ise toplam 41 ¢alismanin aranan 6zelliklerin tamamini sagladi-
g1 degerlendirilmis ve bu calismalar DOI, Orijinal Baslik, Tiirk¢e Baslik, Yazar, Y1l, Dergi (Basim evi),
Dil, Ulke, Calismanin Amaci, Nadir Hastaliklar, Geri Odeme, Karar Verme, Calisma Yapis1 ve Sonuglar
basliklar: altinda bir tablo ile Tiirk¢e ve orijinal dillerinde 6zetlenmistir (Bakiniz: Ozet tablo: Tablo 3).
Bu ¢alismanin amaglarindan biri de “Kanita dayali saglik politikalar1 ve uygulamalarinin olusturulmasi
ve finansal slirdiiriilebilirligin saglanmasina yonelik, karar vericiler ve tiim ilgili taraflar i¢in bilimsel ve
tarafsiz bilgi kaynagi olusturulmasi” olmasi nedeniyle, tam metin taramasina tabi tutulan 547 calisma
icinde ayni1 basliklar ile hazirlanan ¢alismalarin orijinal dillerindeki tablosu da bilgi kaynagi olarak ekte

sunulmustur (Bakiniz: Ek B).

11
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Veri Tabanlarindan Elde
Edilen Kayitlar

PubMed (n=696)
WoS (n=1368)
ProQuest (n=216)
TRDizin (n=92)

Toplam: 2372

}

Bashk ve Ozet Taramasi
Yapilan Kayitlar: 2268

—>

.

-
Z
:
2

-

¥

Taramadan Once Silinen Kayitlar:

Miikerrer Kayitlar: 104

Hari¢ Tutulan Kayitlar:
Tlgisiz kayitlar: 1721

Tam Metni inceleyen
Kayitlar: 547

TARAMA

\4

Dahil Edilen Calismalar: 41
Derlemeler: 6
Anket/Toplant1 Raporlari: 3

Model/Cergeve Sunumlari: 9
Vaka Calismalar1: 3
Karsilastirmali Analizler: 7

i

Sekil 4. PRISMA Akis Diyagrami

[
Hari¢ Tutulan Kayitlar: 506

Tiirkce ve Ingilizce Disinda Kalan Diller: 30
“Nadir Hastaliklar” Icermeyenler: 78
“Geri Odeme Sistemleri” igermeyenler: 79

—R

Arastirma, Analiz, Metin ve Goriis Bildiren Caligmalar: 13

“Karar Verme Y&ntemleri” Igermeyenler: 319
-
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Tablo 3. ilgili Literatiir

-jinal Bashk Tiirk¢e Bashk Yazar Yil Dergi Calismanin Amaci Sonuclar -

1. | Optimal drug Optimal Ilag Fiyat- Gregory S Zaric | 2008 | Health Eco- | Bu ¢alismanin amaci, bir | Ilacin fiyati ile kullanim kosullar
pricing, limited use | landirmasi, Markov nomics ilag treticisinin karini arasinda iliski oldugu belirtilmistir.
conditions and stra- | Hastalik Ilerleme en st diizeye ¢ikarmak | Sinirli kullanim kosullari ile
tified net benefits Modelleri igin sinirlt i¢in fiyatlandirma ve hedeflenen niifus oraninin, saglanan
for Markov models | kullanim kosullar1 ve sinirli kullanim kosul- yasam kalitesi veya kurumlarmin
of disease progres- | tabakali net faydalar. larini nasil belirlemesi geri 6deme istegine bagli olmadigi
sion. gerektigini arastirmaktir. | bildirilmistir. {lag fiyatlarinda bir

iist sinir oldugu ve yiiksek fiyatin
her zaman yiiksek kar getirmedigine
deginilmistir.

2. | Combining mul- Cok kriterli karar Mireille M 2010 | Cost Effec- | Bu galismanin amaci, Bu ¢alismada sunulan ¢ergevenin,
ti-criteria decision | analizi, etik ve saglik Goetghebeur, tiveness and | bir vaka ¢aligsmasi olarak | Saglik Teknoloji Degerlendirme,
analysis, ethics and | teknolojisi degerlen- | Monika Wagner, Resource | Turner Sendromu igin Cok Kriterli Karar Analizi, deger ve
health technology dirmesini birlestire- Hanane Khoury, Allocation | bityiime hormonu kul- etik konularini igermesiyle maliyet
assessment: Appl- rek: EVIDEM Karar Donna Rind- lanan saglik politikasin1 | etkililik modelinden bir adim 6nde
ying the EVIDEM | Verme Cergevesinin | ress, Jean-Pierre ve klinik karar destek oldugu belirtilmistir. Cok Kriterli
decisionmaking fra- | Turner Sendromu Grégoire, Cheri modelini test etmek ve | Karar Analizinin Saglik Teknoloji
mework to growth | Hastalar1 i¢in Bii- Deal gelistirmektir. Degerlendirmesinde kullanimi
hormone for Turner | yiime Hormonu'na icin daha fazla test ve validasyon
syndrome patients | Uygulanmasi yapilmasi onerilmektedir.

3. | Bridging health Saglik Teknoloji De- Michéle Tony, | 2011 | BMC Health | Bu ¢alismanin amaci Cergeve, saglik miidahalelerinin
technology as- gerlendirmesi (STD) | Monika Wagner, Services EVIDEM karar destek degerlendirilmesine tutarli bir
sessment (HTA) ve Cok Kriterli Karar | Hanane Khoury, Research | cercevesini test etmek, | yaklagimi saglayan cesitli kriterlerin

with multicriteria
decision analyses
(MCDA): Field
testing of the EVI-
DEM framework
for coverage deci-
sions by a public
payer in Canada

Analizlerini (CKKA)
birlestirmek: Kana-
da'da bir kamu kurum
6deme kararlari igin
Evidem Cergevesinin
Saha Testi

Donna Rindress,
Tina Papas-
tavros, Paul

Oh, Mireille M
Goetghebeur

bir ila¢ danisma komi-
tesine olan faydasini ve
giivenilirligini degerlen-
dirmektir.

sistematik olarak degerlendirilmesinde,
Ila¢ Danisma Komitesi tarafindan
yararlt bulunmustur. Analiz CKKA
sonuglarmin tutarliligini gostermistir,
bdylece yaklasimin giivenilirligi
desteklenmis olmustur. Komite iyeleri,
cogu kriterlerin dahil edilmesini
onaylamustir.
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Tablo 3. Devami

Bashk | Tiirkce Bashk Yazar Yil Dergi Calismanin Amaci Sonuclar
From value to Degerden fiyata: O. Ethgen, A. | 2012 Value in Bu ¢alisma, deger bazl1 | Bu ¢alismanin sonucunda, ortaya
price: What should | Yetim ilaglar i¢in yol Hutchings, Health fiyatlama matematiksel | konan ydntemin, deger bazl
be the path for ne olmali? P. Rollet, B. fonksiyonunun kulla- fiyatlandirma igin faydali oldugu
Orphan Drugs? Standaert nlfnlnl arast?rm.aktadlr. belirtilmistir. Bu yontem CKKA
Boylece yetim ilaglarn | 16 pirjestiginde ilgili deger
1novats.y((i).nwlle fi}:iatlan— bilesenlerinin daha acik hale
N1a geUrdigt artt Ce8er 1 o1 4igi belirtilmistir. Bu bilesenler
arasinda iligki kurulmasi . .
nadir hastalik tedavileri i¢in daha
amaglanmaktadir. o . 3 i
biitlinsel bir deger ve fiyatlandirma
cercevesinde incelenmistir.
Evaluating and Avrupa'daki Yetim Eline Picavet, | 2012 Health Bu ¢alismanin amaci, Yetim Ila¢ Politikalarinin,
improving orphan | Ilag Diizenlemelerini David Policy Avrupa'daki Yetim Ila¢ | nadir hastaliklar i¢in ilag
drug regulations in | Degerlendirme ve Cassiman, Politikalarin1 Anahtar gelistirilmesi ve kullanilabilirligi
Eur'ope: A Delphi iyilest.irme': Bir Steven Simoens 'Yetim ilag U?manlarl icin 6nemine ragmen, degisen
policy study Delphi Politika ile degerlendlr'me}c siyasi, sosyal, bilimsel ve
Gl e M I.X\_/rupa pciiun Ll _. | ekonomik kosullar, yetim ila¢
Politikalarinin Gelecegi i, . -
. e politikalarinin iyilestirilmesini
ile ilgili politika
. I . zorunlu kilmaktadir. Bu ¢alismada
onerilerini formiile ...
e bazi politika Onerileri ortaya
konulmustur.
A Pilot Study Yetim ilaglar Jon Sussex, 2013 Value in Bu ¢aligmanin Para disinda 8 nitelik belirlenmis
of Multicriteria degerlemek i¢in Pierrick Rollet, Health amaci, yetim ilaglari ve agirliklar: tanimlanmistir. Bu

Decision Analysis
for Valuing Orphan
Medicines

bir Cok Kriterli
Karar Analizi pilot
uygulamasi

Martina Garau,
Claude Schmitt,
Alastair
Kent, Adam
Hutchings

degerlemek i¢in

Cok Kriterli Karar
Analizi kullanarak
bir agirliklandirilmis
nitelikler ¢ergevesini
olusturmak ve
uygulamaktir.

niteliklerden 4 tanesi hastaligin
tedavisini, 4 tanesi ise tedavinin
kendisini ilgilendirmektedir.

Hasta grubu temsilcileri, hasta ve
bakicisinin giinliik hayat kalite
degerine uzmanlardan daha yiiksek
agirlik tanimlanmistir.

14

&
(=0
oy
Q
[y
.
[==1
.
(=,
=
=
z
-
=
~




Tablo 3. Devami

-nal Bashk | Tiirkce Bashk Yazar Yil Dergi Calismanin Amaci Sonuclar -

7. | Assessing Cok Kriterli Karar Wagner M, 2014 Value in Bu ¢aligmanin amact, Cergevenin kantitatif kriterleri hiyerarsik
The Value Of Analizi tabanl Khoury H, Health diger terapotik alanlarla | bir Cok Kriterli Karar Analizi modeli
Treatments For yaklagim ile Willet J, da uyumlu bir nadir icinde organize edilmistir. Bu model 6
Rare Diseases Nadir Hastalik Rindress D, hastaliklar ¢ergevesi alandan olusur: ihtiyag, faydanin tipi,
Using An Mcda- Tedavilerinin Goetghebeur M. gelistirmektir. ekonomik sonuclar, bilgi ve dncelikler.
Based Approach: Degerlendirilmesi: Her alan kriterler ve alt kriterler
Methodological Cerceve icermektedir. Model agik¢a asagidakileri
And Ethical Olusturulmasi ve iceren nadir hastaliklarin yonlerini
Foundations Of Kriter Se¢iminin dikkate alir: hastalik karmagiklig; tedavi
Criteria Selection Metodolojik ve Etik sonuglart karmasikligi; Coklu Ekonomik
And Framework Temelleri ve Sosyal Sonuglar; veri sinirlamalart
Development ve bunlarm iistesinden gelmek i¢in

yenilik¢i yaklagimlar ve saglik sistemi
oncelikleri.

8. | Multi-Criteria Yetim ilaglarin A M Trip, A 2014 Value in Bu ¢alismanin CKKA uygulamas1 yetim ilaglar
Decision Analysis geri 6demesi i¢in Tsiachristas, J Health amaci, Cok Kriterli icin geri 6deme kararinin agik,
for Reimbursing Cok Kriterli Karar M Koenders, T Karar Analizinin, seffaf ve denetlenebilir olmasini
Orphan Drugs: Analizi: Analitik A Kanters Hollanda'daki yetim mimkiin kilabilir. Ancak fizibilitesi
A Dutch Hiyerarsi Proses ilaglar i¢in rasyonel ve uygulanabilirligi i¢in daha
Demonstration Yontemini Kullanan bir geri 6deme karar fazla ¢alismaya ihtiyac¢ oldugu
Study Using the Hollandal1 bir stirecini destekleyip bildirilmistir.

Analytic Hierarchy | Gosterim Caligsmasi destekleyemeyecegini
Process Method gostermektir.

9. | Assessing The Nadir Hastaliklarin C Schey, J 2014 Value in Teknolojilerin deger- Bu ¢alismanin sonucunda
Relationship Cok Kriterli Irwin, M Health lendirilmesinde Cok toplumun tiim hastalar i¢in
Between Individual | Karar Analizi ile Teneishvili, P Kriterli Karar Analizi esitlik ve ilaglara esit erisim
Attributes Identified | Degerlendirilmesinde | F M Krabbe, M bir alternatif olarak tani- | konusundaki hassasiyetinin Cok
In Review Of Multi- | Kullanilan Bireysel Connolly tilmistir. Bu ¢alismanin | Kriterli Karar Analizi yontemiyle
Criteria Decision Nitelikler ile Endokrin amaci literatiirde bildiri- | kargilanabilecegi belirtilmistir.
Analysis (MCDA) Of | Diizensizliklerinin len kriterleri belirlemek
Rare Diseases And Yillik Tedavi ve her bir alternatif i¢in
Annual Treatment Maliyetleri toplam "puan" {izerinde-

Costs In Rare Arasindaki Iliskinin ki etkilerini degerlendir-
Endocrine Disorders | Degerlendirilmesi mektir.
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10. | Applying Multiple | Saglik Teknolojisi Angelis A 2014 Value in Bu ¢aligmanin amaci bir | Bu ¢calismada farazi bir 6deyicinin
Criteria Decision Degerlendirmesinde Kanavos P. Health STD uygulamasinda on- | kaynak tahsisi kararlar1 "para i¢in
Analysis in the Cok Kriterli kolojik terapi segenekle- | deger" mantigiyla elde edilmistir.
Context of Health | Karar Analizini rinin degerlendirilmesi | Bu degerlere satin alma maliyetleri
Technology Asses- | Uygulamak: Ampirik i¢in Cok Kriterli Karar | vasitasiyla "birim degerin maliyeti"
sement: an Empiri- | bir Vaka Caligsmasi Analizi yonteminin kullanilararak ulasiimistir.
cal Case Study uygulanmasidir.

11. | Catastrophic Cin'de 7 Nadir Xiao-Xiong 2016 Orphanet | Bu ¢alisma, nadir Nadir hastaliklarin yetim ilaglar ile
expenditure and hastaliktan etkilenen | Xin, Xiao-Dong Journal hastaliklarin neden tedavisinin satin alinabilirligi olduk-
impoverishment of | hastalarin katastrofik | Guan, Lu-Wen of Rare oldugu yoksulluk ca zayiftir. Farkli gelir gruplarinin
patients affected by | harcamalar1 ve Shi Diseases problemini azaltmak iyeleri, nadir hastaliklar i¢in teda-

7 rare diseases in yoksullagmasi. i¢in, Cin'deki viyi karsilamakta zorlanmaktadir.

China. nadir hastaliklar Bu nedenle nadir hastaliklarin neden
sosyal giivenlik oldugu yoksulluk olduk¢a yaygindir.
mekanizmasinin Bu nedenle, nadir hastaliklar i¢in
kurulmasina dair sosyal giivenlik mekanizmasi olus-
oneriler vermeyi turulmali ve yetim ilaglar i¢in 6zel
amagclamaktadir. 6deme sistemi kurulmalidir.

12. | Challenges in Yeni ilaglarin geri Andrew Walker | 2016 Value in Bu ¢alismanin amaci Cok Kriterli Karar Analizinin baz1
Using MCDA for O6deme kararlari Health oncelikle Cok Kriterli faydalarinin oldugu ancak Iskog
Reimbursement i¢in Cok Kriterli Karar Analizini Ilag Konsorsiyumunun ana giindemi
Decisions on New | Karar Analizinin tanimlamak ve Iskog disindaki bir soruna ¢6zliim getirdigi
Medicines? kullanimindaki flag Konsorsiyumu'nun | degerlendirilmistir.

zorluklar tanimlanmis kriterleri

iizerinden karar
vermede ¢oklu faktorleri
nasil dahil ettigini
incelemektir.
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13. | Can The Ethical Tlaglarin Geri Odeme X. Badia, 2016 Value in Bu calismanin amaci, EVIDEM c¢ercevesinin CATSALUT
Dilemmas For He- | Hakkindaki Karar H. Khoury, Health EVIDEM cergevesini iizerinde karmasik tedavilerin deger-
alth Care Decision | Vermeye iliskin iki- S. Merino- nadir hastaliklar i¢in lendirilmesi i¢in mevcut islemleri
Making On Drug lemler CKKA ile Asi- | Montero, M. de dahil olmak iizere optimize etmek ve etik ikilemlerle
Reimbursment Be | labilir mi : EVIDEM Fontanet, J. karmasik tedaviler icin | miicadeleyi kolaylastiracak sekilde
Tackled Through Cercevesinin Gergek | Torrent-Farnell, Katalan Saglik Servisi uygulanabilir oldugu belirtilmistir.
Holistic Mcda: An | Diinya Uyarlamsi - A. Catalan, (CATSALUT) siiregleri-
Adaptation Of The | Katalan Deneyimi A. Prat, A. ne uyarlamaktir.
Evidem Framework Perramon, M.
In Real-World Set- Goetghebeur
ting - The Catalan
Experience
14. | Multi-Criteria Yetim Ilaglarin Georgi Iskrov, | 2016 | Front. Public | Bu ¢alismanin amaci, Caligma kanit giiciiniin, yetim ila¢
Decision Analysis | Degerlendirilmesi ve Tsonka Mite- Health yetim ilaglar1 degerlen- | degerlendirmesinde kilit bir kriter
for Assessment and | Degerlemesi i¢in Cok | va-Katrandzhie- dirmek ve kabul siiregle- | olabilecegini kanitlamistir. Kanit,
Appraisal of Orp- Kriterli Karar Analizi | va and Rumen ri i¢cin Cok Kriterli Ka- | sadece geri 6deme kararini sekil-
han Drugs Stefanov rar Analizi Deger Olgiim | lendirmek icin degil, ayn1 zamanda
Modeli olusturmaktir. takip edilen politikalarin mesruiyeti
icin de kullanilabilecektir. Yetim
ilaclart ile ilgili ger¢ek diinya verile-
rine duyulan ihtiya¢ biiyiik 6lgiide-
dir. Cok Kriterli Karar Analizinin
STD'ye entegrasyonu hakkinda daha
fazla bilgiye ihtiya¢ duyulmaktadir.
15. | Health Techno- Saglik Teknolojisi Georgi Iskrov, | 2017 | Advances in | Bu ¢alismanin amaci, Cok Kriterli Karar Analizi, politika

logy Assessment
and Appraisal of
Therapies for Rare
Diseases

Degerlendirme ve
Nadir Hastaliklar i¢in
Terapilerin Degerle-
mesi

Tsonka Mite-

va-Katrandz-

hieva, Rumen
Stefanov

Experimental
Medicine
Biology

STD ve Cok Kriterli
Karar Analizini, farkli
kriterlerin gdreceli 6ne-
minin birlestirilmesiyle
alternatifleri degerlen-
dirmek igin bir yaklagim
olarak sunmaktir.

oncelikleri, saglik sistemi 6zellikleri
ve toplumsal tutumlarin tartismasi
i¢in bir kavram saglarken, nadirligin
tim kriterler ve hususlar iizerindeki
etkisini de ele almaktadir.
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16. | Treacle and Treacle ve Smallpox: Alec Morton | 2017 Value in Bu c¢alismanin amaci, Bu calismanin sonucunda
Smallpox: Saglik Teknoloji Health Cok Kriterli Karar modellerin Treacle ve Smallpox gibi
Two Tests for Degerlendirmesinde Analizi modelleri testlerde neden basarisiz olabilecegi
Multicriteria Cok Kriterli Karar i¢in iki makul test ve uygulamalarin nasil gelistirilmesi
Decision Analysis | Analizi Modelleri sunmaktir: Treacle testi | gerektigi konusunda oneriler
Models in Health icin Tki Test (kazanan bir miidahale sunulmustur.

Technology etkisiz olabilir mi?) ve

Assessment SmallPox testi (kazanan
bir miidahale, kimseyi
etkilemeyen bir hastalik
i¢in olabilir mi?)

17. | Development Of An | Katalonya'da Yetim X Badia, 2017 Value in Bu calisma Katalan Katalan Saglik Servisi
Specific Evaluation | [laglar ile ilgili Karar | Caridad Pontes, Health Saglik Servisi (CATSALUT) tarafindan
Framework For Verme i¢in Cok M Fontanet, (CATSALUT) yetim ilaglar ile ilgili karar
Orphan Drugs Kriterli Karar Analizi M Obach, tarafindan yetim ilaglar | vermede kullanilmak {izere Cok
Based On Multi- Tabanli Spesifik Antoni Vallano, ile ilgili karar vermede | Kriterli Karar Analizi ¢ercevesi
Criteria Decision bir Degerlendirme J Torrent, L kullanilmak tizere Cok | olusturulmustur. Bu gergeve, Cok
Analysis (MCDA) | Cergevesinin Guarga Kriterli Karar Analizi Kriterli Karar Analizinin saydamlik,
For Health Care Olusturulmasi gergevesi olusturmayi ongoriilebilirlik ve tartigmalar i¢in
Decision Making In amaclar. uygun ortam olusturan bir yap1
Catalonia oldugunu kanitlamistir.

18. | A comparative Lomber Artrotez Claudia 2017 Health Bu ¢aligmanin amact, Maliyet analizi iki teknoloji i¢in
analysis of a i¢in Tek Kullanimlik | Ottardi, Alessio Economics | lomber artrotez benzer sonuglar tiretmistir (tekrar
disposable and a ve Yeniden Damonti, Review icin standart tekrar kullanilabilir igin 4.279 Euro ve
reusable pedicle Kullanilabilir Emanuele kullanilabilir enstriiman | tek kullanimlik i¢in 4.242 Euro).
screw instrument Pedikiil Vidali Porazzi, ile tek kullanimlik Ancak organizasyonel etki ve hasta
kit for lumbar Cihaz Kitlerinin Emanuela bir alet kitini giivenligi iizerine 6nemli farklar

arthrodesis:
integrating HTA
and MCDA

Karsilagtirmali bir
Analizi: STD ve
CKKA'y1 Entegre
Etmek

Foglia, Lucrezia
Ferrario, Tomaso
Villa, Enrico
Aimar, Marco
Brayda-Bruno,
Fabio Galbusera

karsilastiran eksiksiz
bir saglik teknolojisi
degerlendirmesi
yapmaktir.

rapor edilmistir.
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19. | Multi-criteria Cok Kriterli Karar C. Schey, P. F. | 2017 Orphanet | Bu ¢alisma, bir Cok Bu calismada nadirlik, aragtirma
decision analysis Analizi: Yetim ilaglar | M. Krabbe, M. Journal Kriterli Karar Analizi diizeyi, etkinlik diizeyi, tiretim
(MCDA): Testing i¢in Sunulan bir J. Postma, M. P. of Rare cercevesi kullanarak ye- | karmasikligi, takip 6nlemleri,

a proposed MCDA | CKKA Cergevesinin Connolly Diseases tim ilaclarin degerlerinin | hastalik ciddiyeti, mevcut tedavi

framework for Testi hesaplanmasini amag- alternatifleri, hastaligin etkisi ve

orphan drugs lamaktadir. Hesaplanan | benzersiz gdsterge olup olmamasi
degerler hasta basina kriterleri ile bir CKKA ¢ercevesi
yillik maliyetler ve ilag gelistirilmistir. Bu ¢ergevenin
fiyatlar1 ile karsilastiril- | verdigi sonugclar ile yillik ilag
mistir. maliyetleri arasindaki korelasyon

analiz edilmigtir.

20. | Considering Gelismekte olan Diana Brixner, | 2017 Value in Patent disi ilaglar, birgok | Bu ¢alismanin sonucunda, 6rnek
Multicriteria Piyasalarda Nikos Health gelismekte olan tilkede bir Cok Kriterli Karar Analizi
Decision Analysis | Patentsiz ilaglarin Maniadakis, farmasdtik pazarin% modelinde kullanilabilecek 22
(MCDA) Simple Degerlendirilmesi Zoltan Kalo, 60'indan fazlasini temsil | 6ncelikli kriter tanimlanmistir. Bu
Scoring as an i¢in Cok Kriterli Shanlian Hu, Jie eder, saglik teknolojisi kriterlerin gelismekte olan iilkelerin
Evidence-Based Karar Analizinin Shen, Kalman degerlendirmesinden zi- | karar alma siireglerine kolaylikla
HTA Methodology | Kanita Dayali Emry Wijaya yade, siklikla maliyet ile | adapte edilebilecegi belirtilmistir.
for Evaluating Saglik Teknoloji degerlendirilirler. Bu ¢a-

Off-Patent Degerlendirme lisma Patent dis1 ilaglarin

Pharmaceuticals Metodolojisi Olarak degerlendirmesinde Cok

(OPPs) in Emerging | Kullanimi Kriterli Karar Analizi sii-

Markets recinde kullanilacak olan
kriterlerin olusturulmasi-
n1 amaglamaktadir.

21. | Characteristics of CADTH CDR'ye Trevor Richter, | 2018 Orphanet | Bu galismanin amact, Bu calismanin sonucunda ultra nadir
drugs for ultra-rare | bildirilen STD'lerde Ghayath Journal ultra-nadir hastaliklarda | hastaliklarin ilaglarinin standart
diseases versus ki Ultra-Nadir Janoudi, of Rare kullanilan ilaglar ile diger | STD perspektifinden ayr1 bir
drugs for other rare | Hastaliklarin William Diseases | nadir hastaliklarda kulla- | kategori olarak degerlendirilmesinin
diseases in HTA ilaglarina Kars1 Amegatse, nilan ilaclarin 6zellikleri- | uygun olacagini belirtilmistir. Aksi
submissions made | Nadir Hastaliklarin Sandra Nester- ni, Kanada ilag ve Saglik | taktirde ultra nadir hastaliklarin
to the CADTH ilaglarinin Ozellikleri Parr Teknolojileri Ajansi'na ilaglarinin geri 6deme skorlarinin

CDR.

yapilan bagvurular {ize-
rinden Saglik Teknolojisi
Degerlendirme perspektifi
ile incelemektir.

diisiik ¢ikmasi ka¢inilmazdir.
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22. | Using multi-criteria | Yetim Ilaglar Carlotta 2018 Expert Bu ¢aligmanin amac1 Cok Kriterli Karar Analizi, yetim
decision analysis Degerlendirmek i¢in Friedmann, Review of | Diinya ¢apindaki yetim ilaglarin geri 6demesi kararinda
to appraise orphan | Cok Kriterli Karar Pierre Levy, Paul Pharmacoe- | ilaglarinin degerlendi- esnek bir yaklasim olarak kendini
drugs: a systematic | Analizini Kullanma: Hensel, Mickaél conomics & | rilmesinde Cok Kriterli gostermistir. Literatiir, Cok Kriterli
review Sistematik Bir Hiligsmann Outcomes | Karar Analizi kullanimi Karar Analizinin yetim ilaglari

Derleme Research ile ilgili mevcut kanitlara | degerlendirmede giderek daha fazla
genel bir bakis sunmaktir. | kullanildigini gostermektedir.

23. | Incorporating CKKA'y1 STD'ye Kevin Marsh, | 2018 Cost Bu calismanin amaci, Cok Kriterli Karar Analizinin, orta ve
MCDA into HTA: dahil etmek: Diisiik Praveen Effectiveness | diisiik ve orta gelirli disiik gelirli tilkelerde karar verme
challenges and Gelir Odakl1 Zorluklar Thokala, and Resource | lilkeler agisindan STD siireglerini iyilestirme potansiyeline
potential solutions, | ve Olas1 Coziimler Sitaporn Allocation | i¢in CKKA kullanimina | sahip oldugu belirtilmistir. Bu
with a focus on Youngkong, volume dair zorluklar1 ve potansiyelin elde edilmesi i¢in,
lower income Kalipso potansiyel ¢oziimleri CKKA'nin mevcut uygulamalarindan
settings Chalkidou vurgulamaktir. faydalanilmasi dnerilmektedir.

24. | Applying Multi- Misir'da Kanita N. Ashoush 2018 Value in Calismanin amact, Bu caligma ile Misir'daki
Criteria Decision Dayal1 bir Saglik Health Misir'da CKKA'y1 kul- mezotelyoma miidahalelerini
Analysis (MCDA) As | Teknolojisi lanma konusunda karar degerlendirmek i¢in bir
an Evidence Based Degerlendirmesi vericilerin farkindaligini | derecelendirme araci gelistirilmistir.
Health Technology Olarak Cok Kriterli arttirmak ve mezotel- Bu aracin daha saydam bir siireg
Assessment in Karar Analizi yoma miidahalelerini yonetimine ve daha adil karar
Health Care Decision | Uygulamak degerlendirmek i¢in bir | vermeye katkida bulunabilecegi
Making in Egypt derecelendirme aracinin | belirtilmistir.

gelistirilmesidir.

25. | Moving Towards Makul Olmak i¢in Monika Wagner, | 2019 | International | Nadir hastalik ve Cok Kriterli Karar Analizinin,
Accountability for Hesap Verebilirlik: Dima Samabha, Journal rejeneratif terapiler karar verme prosesini mesru alana
Reasonableness Nadir Hastaliklar1 ve | Roman Casciano, of Health | karar alma siire¢lerini ve genellemeye gotiiriirken sosyal
- A Systematic Rejeneratif Terapileri Matthew Policy and | zorlastirir. Bu ¢alismanin | hedeflerin ifade edilmesinde rol
Exploration of Vaka Calismasi Brougham, Management | amaci, karar alma oynadig1 belirtilmistir.
the Features Olarak Kullanarak Payam siireclerinin ¢esitli
of Legitimate Mesru Saglik Abrishami, ozelliklerinin, karar
Healthcare Kapsami Karar Verme | Charles Petrie, vermeyi mesru hale

Coverage Decision-
Making Processes
Using Rare Diseases
and Regenerative
Therapies as a Case
Study.

Siire¢ Ozelliklerinin
Sistematik Incelemesi

Bernard Avouac,
Lorenzo
Mantovani,
Antonio Sarria-
Santamera, Paul
Kind, Michael
Schlander,
Michele Tringali

getirmek icin A4R
kosullari ile uyumlu hale
getirilmesidir.
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26. | Value Assessment Yetim Ilaglar A. Blonda, 2019 Value in Bu c¢alismanin amaci, Sonuglar, secilen yetki alanlarinda,
Frameworks For icin Degerleme I. Huys, Y. Health Avrupa yetki alanindaki | isvec'te degisken maliyet etkinligi
Orphan Drugs: Cergeveleri: Avrupa | Denier, J. Triest, yetim ilaglarin esigi veya Ingiltere'de agirlikli
A Comparative Yetki Alanlarinda P. Kiani, S. degerlendirilmesinde kalite ayarli yagam yillar1 ve ¢ok
Analysis Across Karsilagtirmali bir Simoens deger belirleme kriterli karar analizi kullanim1 gibi
European Analiz cergeveleri ile ilgili farkli degerleme cergevelerinin
Jurisdictions tecriibeleri analiz etmek | gecgerli oldugunu gostermektedir.
ve paydaslara 6zel Ayrica, her iilke farkli bir
onerileri olugturmaktir. | ¢ger¢ceve kombinasyonu kullanir
ve karar alma kriterleri farkl
agirliklandirilmistir.
27. | Determining Cok Kriterli Karar E. Alvarez, 2019 Value in Bu ¢aligmanin amaci Bu ¢aligsmada EMICIZUMAB
The Value Of Analizi ile Ispanya'da | M.T. Alvarez, I. Health Cok Kriterli Karar degerlemesi i¢in uzman paneli
Emicizumab For Inhibitdrsiiz Cuervo-Arango, Analizi kullanilarak yontemi ile nicel ve nitel kriterler
The Prophylaxis Of | Siddetli Hemofili R. Nufiez, inhibitdrsiiz hastalarin puanlanmistir. Boylece hastaligin
Severe Haemophilia | A Hastalarinin R. Perez- profilaksisinde tedavisindeki goreceli katkis1
A Patients Without | Profilaksisi i¢in Santamarina, Octocog Alfa (OA) ve belirlenmistir.
Inhibitors In Spain | EMICIZUMAB'In J.L. Poveda, Efmoroctocog Alfa (EA)
By Multi-Criteria Degerini Belirleme J.A. Romero, M. ile karsilastirildiginda,
Decision Analysis Queralt, Q. Pablo, EMICIZUMAB'in
(MCDA) V. Luis, M. Tort, degerini belirlemektir.
F.J. Badia
28. | Multi-Criteria Brezilya'da Ozel R.R. 2019 Value in Bu calisma, Cok Kriterli | Cok Kriterli Karar Analizi
Decision Analysis Saglik Sistemine Nascimento Health Karar Analizi tabanl igeren bir Saglik Teknoloji
(Mcda) Of Tabi Refraktor Junior, M. saglik teknolojisi Degerlendirme modeli sunulmustur.
Eltrombopag Siddetli Aplastik Santos, H.S.J. degerlendirmesi modeli | Siire¢ problemin tanimlanmast,
Olamine In The Anemi Hastalarinin Kim, A. kullanarak, Brezilya'nin | kriter se¢imi, kriterlerin
Treatment Of Patients | Tedavisinde Buehler, A.L. tamamlayici saglik gerekcelendirilmesi, puanlarin
With Refractory Eltrombopag Matsuo sisteminde refrakter olusturulmasi, matematiksel modelin
Severe Aplastic Olamin'in Cok siddetli aplastik olusturulmasi ve yazilim gelistirme
Anemia Under The Kriterli Karar anemi tedavisi i¢in adimlarini kapsamaktadir.

Private Healthcare
System In Brazil: A
Health Technology
Assessment (HTA)
Alternative Model

Analizi: Bir
Saglik Teknoloji
Degerlendirmesi
Alternatif Modeli

Eltrombopag Olamin'i
degerlendirmeyi
amaclamaktadir.
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29. | Patient involvement | Onkolojide Karar Xavier Badia, | 2019 | International | Bu ¢aligsmanin amaci, Literatiir taramasindan 22 kriter
in reflective Vermede Hastanin Alfonso Journal of | onkolojik ilaglarin elde edilmistir. Farazi onkoloji
multicriteria Reflektif Cok Kriterli | Aguardn, Ana Technology | degerlendirmelerinde tedavisinin puanlanmastyla i¢in
decision analysis Karar Analizine Fernandez, Assessment | kullanilan kriterlerin yapilan tartigmadan sonra, nihai
to assist decision Katilimi Antonia Gimon, in Health | se¢iminde hasta pilot CKKA ¢ergevesi yedi nicel
making in oncology Begofia Nafria, Care perspektifinin dahil kriterinden olusacak sekilde

Bernard Gaspar, edilmesini saglayan belirlenmistir.
Laura Guarga, bir Cok Kriterli Karar

Maria Galvez, Analizi gergevesi

Marta Fuentes, olusturmaktir.
Noelia Paco,

Roberto Saldaifia

30. | Applicability of EVIDEM Cok Aleksandra 2019 | Acta Poloni- | Bu ¢alismanin Sonuglar degerlendirildiginde,
the EVIDEM Kriterli Karar Baran-Kooiker, ae Pharma- | amaci, Kazakistan, "Miidahale Thtiyac1" kriterinin 6
Multi-Criteria Analizi Cergevesinin | Kagan Atikeler, ceutica Hollanda, Polonya, iilkede, "miidahalenin faydasinin
Decision Analysis | Yetim Ilaglar icin Kamila Gaitova, Romanya, Rusya, tipi" kriterinin 2 iilkede, "Ekonomik
Framework for Uygulanabilirligi - 7 Malwina Tiirkiye ve Ukrayna'da, |sonuglarin" 1 iilkede énemli oldugu
Orphan Drugs - Avrasya Ulkesinde Holownia, Adina Cok Kriterli Karar gorilmiistiir.

Results From a Bir Calismadan Turcu-Stiolica, Analizi Cergevesinin

Study in 7 Eurasian | Sonuglar Coen Kooiker, Uygulanmasi i¢in kriter

Countries Oresta Piniazhko, tercihleri ve olanaklarini
Marcin Czech degerlendirmektir.

31. | A Review on Multi- | Saglik Teknolojisi Melis Almula | 2020 Diizce Bu ¢aligmanin Sonug olarak, gelisen teknoloji ve
Criteria Decision Degerlendirmede KARADAYI, Universitesi | amac1 Cok Kriterli artan saglik harcamalar1 goz 6niine
Making Approaches | Cok Kriterli Karar Beyza Ozlem Bilim ve Karar Analizi ile alindiginda 6zellikle ulusal diizeyde
to Health Verme Yaklagimlari YILMAZ, Teknoloji | Saglik Teknoloji yapilan ¢aligmalarin yeterli olmadig:
Technology Uzerine Bir Derleme | Bilgehan Eren Dergisi Degerlendirme ve bu konudaki ¢alismalarin artirilma-
Assessment Calismasi EROL, Hakan yontemlerinin birlikte st gerektigi sonucuna ulagilmistir. Bu-

TOZAN kullanimina dair nunla beraber, yapilan detayl literatiir

literatiir derlemesi
yapmaktir.

taramasinda daha 6nce genel bir bakis
acistyla STD calismalariin derlemesi-
ni yapan bir ¢aligmaya rastlanilmamis-
tir. Bu yoniiyle bu derleme ¢aligma-
sinin literatiirdeki eksikligi gidererek
saglik alanindaki tiim paydaslara yol
gosterici olmast beklenmektedir.

—_—
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-ijinal Bashk | Tiirkce Bashk Yazar Yil Dergi Calismanin Amaci Sonuclar -

32. | Assessing the Nadir Hastaliklarin Carina Schey, | 2020 Frontiers Bu calismanin Calismanin tim katilimcilar, CKKA
Preferences for Tedavilerinde Cok Maarten in Public | amaci, ¢ok paydasl yonteminin konvansiyonel maliyet
Criteria in Multi- Kriterli Karar Jacobus Health. bir perspektiften, etkinligi caligmalarina nazaran
Criteria Decision Analizlerinin Kriter Postma, Paul yetim ilaglar i¢in tedavi etkinligi ve tedavi giivenligi
Analysis in Seceneklerinin F. M. Krabbe, Cok Kriterli Karar konularindaki tstinliigiini kabul
Treatments for Rare | Degerlendirilmesi Olekdandr Analizi Cercevesinde etmistir.
Diseases. Topachevskyi, kriter agirliklarinin

Andrew belirlenmesidir.
Volovyk, and
Mark Connolly

33. | Systematic Yetim Ilaglar T. Zelei, N. 2020 Value in Bu ¢aligmanin amaci Toplamda 12 calisma incelemeye
Literature Review | Degerlendirmek Mendola, B. Health Cok Kriterli Karar dahil edilmistir. Bu ¢aligsmalarda
Of Traditional And | i¢in Kullanilan Elezbawy, J.D. Analizinde uygulanan 31 farkli kritere rastlanmis ve
Non-Traditional Geleneksel ve Campbell kriterler ve puanlama incelemelerde bulunulmustur.
Value Criteria Used | Geleneksel Olmayan fonksiyonlar1 hakkinda
To Evaluate Orphan | Deger Kriterlerinin sistematik bir literatiir
Drugs Sistematik Derlemesi taramas1 yapmaktir.

34. | Multi-Criteria Segili CEE Djambazov 2020 Value in Bu ¢aligmanin Neredeyse tiim iilkelerin, Yetim
Decision Analysis | Ulkelerinde Geri S, Dacheva Health amact, segilen CEE ilaglarinin STD degerlendirmesi
On The Inclusion Odeme icin Yetim A, Vutova tilkelerindeki nadir i¢in klinik degerlendirme, maliyet
Of Orphan Drugs [la¢larin Dahline Y, Filipov A, hastaliklar i¢in ilaglarin | etkililigi degerlendirmesi ve biitge
For Reimbursement | iliskin Cok Kriterli Vekov T degerlendirilmesinde etki analizi yuriittiigii belirtilmistir.
In Selected Cee Karar Analizi: kriterleri belirlemek,
Countries: A Karsilagtirmali Bir tanimlamak ve analiz
Comparative Analiz etmektir.
Analysis

35. | Real-World Avrupa'da M. 2020 Value in Bu ¢alisma Avrupa'daki | Cok Kriterli Karar Analizi, gelenek-
Application of Yetim ilaglar1 Franceschini, Health yetim ilaglarinin sel Saglik Teknoloji Degerlendirme
Multiple Criteria Degerlendirmek J. Soon, degerlendirilmesi igin yontemlerine gore avantajlar barin-
Decision Analysis | Cok Kriterli Karar Y. Han Cok Kriterli Karar dirdig1 bildirilmistir. Eger Avrupa
(MCDA) for Analizinin Gergek Analizi uygulamasini 6lceginde bir tanimlama yapilabi-

Evaluating Orphan
Drugs (ODS) in
Europe

Diinya Uygulamasi

tanimlamay1
amaclamaktadir.

lirse, Cok Kriterli Karar Analizi ile
yetim ila¢ erisiminin iyilestirilebile-
cegi belirtilmigtir.
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Jaime Espin,
Jorge Mestre-
Ferrandiz,
Francesc Palau,
Alba Ancochea,
Rosabel
Arce, Raquel
Dominguez-
Hernandez,
Miguel Angel
Casado,
FinMHU-MCDA
Group

amaclamaktadir.

Bashk | Tiirkce Bashk Yazar Yil Dergi Calismanin Amaci Sonuclar

36. | Can multi-criteria Cok Kriterli Karar Tracey-Lea 2020 | International | Bu ¢alismanin amaci, Cok Kriterli Karar Analizinin
decision analysis Analizi bir Gergek Laba, Bashir Journal of | Kanada geri 6deme sinirh biitge ile yapilacak olan
(MCDA) be Diinya Ila¢ Karar Jiwani, Robert Technology | karar verme siireglerinde | geri 6demelerde karar verme
implemented into Verme Prosesine Crossland, Assessment | Cok Kriterli Karar cercevesi olarak adapte edilebilecegi
real-world drug Dahil Edilebilir mi? Craig Mitton in Healthcare | Analizi yonteminin degerlendirilmistir.
decision-making Bir Kanada Deneyimi kullanilabilirligini
processes? A aragtirmaktir.
Canadian provincial
experience

37. | A multi-stakeholder | Yetim Ilaglarin Geri Fernando de 2021 Orphanet | Bu ¢alisma, Ispanya'da | Toplamda 13 kriter belirlenmistir.
multicriteria Odemesi I¢in Cok Andrés-Nogales, Journal yetim ilaglarin geri Bunlar hasta populasyonu, hastalik,
decision Paydasli Cok Kriterli Encarnaciéon of Rare o0denmesi i¢in, tedavi ve ekonomik degerlendirme
analysis for the Karar Verme Analizi Cruz, Miguel Diseases ¢ok paydash bir alanlarinda dagitilmistur.
reimbursement of Caligmasi Angel Calleja, bakis acisiyla ve
orphan drugs Olga Delgado, Cok Kriterli Karar

Maria Queralt Analizi kullanilarak
Gorgas, kriterleri belirlemeyi
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value drivers in

the treatment of
focal-onset seizures
(FOS) in patients
with drug-resistant
epilepsy (DRE)

in Spain through
Multi-Criteria
Decision Analysis
(MCDA)

Hastalarinda

Fokal Baslangi¢lt
Nobetlerin
Tedavisinde Cok
Kriterli Karar Analizi

Mar Carrefio,
Antonio Gil-
Nagel, Pedro
Jesus Serrano-
Castro, José
Maria Serratosa,
Manuel Toledo,
Elena Alvarez-
Baron, Alicia
Gil, Silvia
Subias-Labazuy

shk | Tiirkce Bashk Yazar Yil Dergi Calismanin Amaci Sonuclar
38. | Criteria and Scoring | Cok Kriterli Tamas Zelei, 2021 | PharmacoE- | Bu ¢alismanin Bu ¢aligmanin sonucunda 15
Functions Used in Karar Analizinde Nicholas D conomics | amaci, nadir hastalik deger ¢ercevesi ve Cok Kriterli
Multi-criteria De- Kullanilan Kriterler Mendola, Baher tedavilerinin Karar Analizi arac1 incelenmistir.
cision Analysis and | ve Puanlama Elezbawy, degerlendirilmesine Toplamda 56 farkli kritere
Value Frameworks Fonksiyonlari, Bertalan iliskin deger rastlandig1 belirtilmektedir.
for the Assessment Nadir Hastalik Németh, gergevelerinde ve
of Rare Disease The- | Tedavilerinin Jonathan D CKKA araglarinda
rapies: A Systematic | Degerlendirilmesi Campbell uygulanan kriterleri ve
Literature Review icin Deger puanlama fonksiyonlarini
Cerceveleri: arastirmaktir.
Sistematik bir
Literatiir Taramas1
39. | Evaluation of rare | OECD Ulkelerinin Ozgiir INCE, | 2021 Health Bu calismanin amaci, 18 | Yapilan degerlendirmede Almanya,
diseases policy Nadir Hastalik Merve Deniz Policy and | OECD iilkesinin politika | Fransa ve Hollanda'nin en
performance of Politika Pak GURE Technology | performansini, saglik gli¢lii nadir hastalik politikalar1
OECD countries Performanslarinin politikas1 gdstergelerini | olan iilkeler arasinda oldugu
using MCDM Cok Kriterli Karar kullanarak nadir belirtilmistir.
methods Verme Metodlart ile hastaliklar agisindan
Degerlendirilmesi degerlendirmektir.
40. | Identifying key Ispanya'da laca Vicente 2021 | Epilepsy & | Bu calismanin Yapilan sistematik literatiir
unmet needs and Direngli Epilepsi Villanueva, Behavior | amaci, flaca Direngli derlemesinin sonuglar1 uzmanlar

Epilepsinin Ispanya'daki
yiukini (Klinik, Yasam
Kalitesi ve Ekonomik)
tanimlamaktir.

ile birlikte degerlendirilerek
Cok Kriterli Karar Analizi deger
gergevesi olusturuldu.
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41. | Value-based

orphan drugs with
multiple criteria
decision analysis:
burosumab for
the treatment

of X-linked

decision-making for

hypophosphatemia

Cok Kriterli Karar
Analizi ile Yetim
Ilaglarin Deger
Bazli Karar1: X'e
Bagli Hipofosfatemi
Tedavisinde
Burosumab
Kullanimi

Bu ¢aligmanin amaci,
Pediatrik X'e Bagh
Hipofosfatemi hastaligi

Yazar Yil Dergi Calisma
Bjorn 2021 Current
Vandewalle, Medical
Miguel Research and
Amorim, Diogo Opinion i¢in Burosumab

Ramos, Sofia
Azevedo, Inés
Alves, Telma
Francisco,
Helena Pinto,
Sérgio Sousa

tedavisini, Cok
Kriterli Karar Analizi
cercevesi araciligiyla
degerlendirmektir.

Cok Kriterli Karar Analizi yetim
ilaglarin STD degerlendirmesinde
gli¢lii bir yontemdir. CKKA
sonuclarina gére Burosumab
geleneksel terapiden daha iistiin
bulunmustur.
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4. SAGLIK TEKNOLOJi DEGERLENDIRME (STD),
COK KRITERLI KARAR ANALIZi (CKKA) VE NADIR
HASTALIKLAR

STD, son kirk yildir diinya ¢apinda istikrarli ve hizli bir sekilde genislemektedir. Bu genislemenin ar-
kasindaki motivasyon, saglik sistemlerinin karst karsiya kaldig: yiiksek saglik harcamalari, yeni saglik
teknolojilerinin ortaya ¢ikmasi ve biitge kisitlamalarina yanit olarak bunlari rasyonellestirme ihtiyacidir
[21], [22]. Yoneticiler ve saglik politika yapicilari, karar verme siirecini yonlendirmek i¢in arastirma-
cilar tarafindan tretilen kanita dayali bilimsel bilgileri kullanirlar. Bu arastirmalar ¢cogu zaman yiiksek
bir finansmana ek olarak dnemli miktarda zaman gerektirmektedir [23], [24]. Resmi STD programlarini
ylriiten kuruluslarin temel amaci kabul, degisiklik veya ret kararlarini rasyonel bir temelde yakalamak

i¢in tiim klinik ve ekonomik kanitlar1 dikkatlice degerlendirmektir [25].

STD'deki karar verme siirecinin doktorlar, eczacilar, farmakologlar, saglik ekonomistleri, hasta orgiitleri
gibi cesitli paydaslari igeren yapist onu ¢ok disiplinli bir siire¢ haline getirmektedir [26], [27]. Paydasla-
rin her biri, miizakere siirecinde tamamen seffaf olmayan karar verme kriterlerine farkli deger yargilari
ylikleyebilmektedir. Bu durumda, miizakere siirecinin toplanan kanitlar1 tutarli bir sekilde bir araya ge-
tirmesinde basarisiz olmasi ile sonuglanabilir. Miizakere siirecindeki bu sorunlar, STD i¢in alternatif ka-
rar verme yaklagimlarinin gelistirilmesi ihtiyacin1 dogurmustur. Bu yaklasimlar arasinda CKKA birden
fazla karar verme kriteri/seviyesi kullanarak incelenecek saglik teknolojileri hakkinda karar vermeye

yardimei1 olabilecek genis bir perspektif sunmasiyla dne ¢ikmaktadir [28].

Yoneylem arastirmasi alaninin bir alt disiplini olarak da goriilen CKKA, kabul edilebilir bir seviyede
birbirleri ile ¢atisabilen birden ¢ok faktorii birlikte degerlendirebilme yetenegine sahip bir dizi nitel ve
nicel yaklagimi kullanan bir siireci tanimlamak i¢in kullanilan bir semsiye terimdir [29]. Bu yapisiyla
karar siirecine diger yaklagimlara nazaran yapilandirilmis, kapsamli ve seffaf bir ¢erceve sunmaktadir.
Genellikle ¢elisen somut ve soyut Olgiitlere veya niteliklere gore potansiyel karar seceneklerinden (alter-

natiflerinden) en iyisini se¢mek, siralamak ya da siniflandirmak i¢in kullanilmaktadir.

CKKA’y1 anlamak i¢in bu yap1 i¢inde kullanilan birka¢ 6nemli terime deginilmesinde yarar vardir. Karar
verme slireci, farkli alternatifler arasinda se¢cim yapilmasina iligkin bir siirectir. Burada se¢enek olarak
adlandirilan alternatif, karar verme siireci araciligi ile bir amag¢ dogrultusunda degerlendirilen ve tercih
edilecek olan hareket tarzi/yapidir. Degerlendirilen bu hareket tarzi/yapinin tercihinin dayandirildigi
etkinlik Olciitleri ise kriter olarak adlandirilir. Bu o6lgiitler, alternatiflerin amag¢ dogrultusunda perfor-
mansinin degerlendirilmesine olanak saglar. 'Agirlik' ise, 'alternatiflerin' karsilastirilacag1 kriterlerin/
seviyelerin goreceli dnemini ifade eden bir Olgiittlir [10], [30]. CKKA ydntemlerinin uygulama siire-

cinde Oncelikle ilgili kriterler ve alternatifler belirlenir sonrasinda kriterlerin 6nem derecesini gdsteren
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agirliklar (6nem dereceleri) tespit edilir ve alternatifler bu kriterlere gore degerlendirilir ve son agsamada

secilen yontemle elde edilen sayisal degerler ile her bir segenegin siralamasi elde edilir.

Saglik ve Klinik Miikemmellik Ulusal Enstitiisii (National Institute for Health and Clinical Excellence,
NICE) (Birlesik Krallik), Saglik Hizmetlerinde Kalite ve Verimlilik Enstitiisii (Institute for Quality
and Efficiency in Health Care, IQWiG) (Almanya), Kanada Ilag ve Saglik Teknoloji Ajans1 (Canadian
Agency for Drugs and Technologies in Health, CADTH) (Kanada) gibi Ulusal STD ajanslarinin yogun
ilgisine ragmen STD kapsaminda CKKA uygulamalarina iligkin literatiir sinirlidir [30]. Nadir hastaliklar
konusunda bu say1 daha da azalmaktadir. Bu ¢erceve nadir hastaliklar konusunda ise iyice daralmaktadir.
Literatiiriin ¢cok sinirli olmasina ragmen, STD’de CKKA kullaniminin gerekliligini ve nasil kullanilma-
s1 gerektigini detayli gosteren yayinlar da mevcuttur [28], [30-33]. Kapsamli bilgi kaynag: veya karar
vermenin temeli olarak STD calismalar1 sistematik, yapilandirilmis, seffaf, kapsamli, tutarli, esnek,
iki yonli ve ¢ok disiplinli olmalidir. Snirli da olsa literatiir agikca CKKA modellerinin STD siirecine
onemli katkilar sagladigini gostermektedir. STD'deki miizakereci karar verme siirecinin, siirece tutar-
lilik ve seffaflik kazandiran CKKA tarafindan desteklenmesiyle, siire¢, daha kuvvetli ve tiim taraflarca
giivenilir bir yap1 kazanmaktadir. Calisma kapsaminda yapilan literatiir taramasi, geleneksel STD karar
verme siireglerine yonelik CKKA uygulamalarinda arastirma ve STD karar verme siirecini CKKA ile
birlestirme konusundaki ¢alismalarin sayica sinirli olmasina ragmen bu konuya olan ihtiya¢ ve ilginin

siiratle arttigini géstermektedir.

CKKA bazli STD modelleri, incelenen saglik teknolojisini tanimlayan ¢ok sayida faktoriin diizenlene-
bildigi ve degerlendirilebildigi bir ¢ergeve ile farkli segenekleri, degerlendirilmekte olan teknolojilerin
sonuglarini 6lgen kriterleri, kriterlerin 6lgiildiigli 6lgeklendirme sistemini ve farkli kriterlere atfedilen
agirliklart icerir [34], [35].

4.1. CKKA Temelli STD Calismalari

Literatiirde CKKA ve STD ¢aligsmalarina yogunlasildiginda bunlarin genel olarak ila¢, medikal cihaz ve
ekipman ile tani/tedavi basliklar1 altinda toplandig1 goriilmekte ancak son zamanlarda bu bagliklardan
ayr1 degerlendirilebilecek kadar ¢ogalan asi ¢alismalar1 da dikkat gekmektedir. Bu boliimde birka¢ 6rnek
caligma Ozetlenecek fakat calismalarin bahse konu bagliklarda kesin olarak ayrigtirilamayacagi deger-

lendirildiginden yukarida belirtildigi sekilde bir siniflandirma yapilmayacaktir.

Bu caligsmalar1 6zetlemeden 6nce, bir cogunda 6nemli bir yere sahip olan EVIDEM (Evidence and Value:
Impact on Decision-Making-Kanit ve Deger: Karar Verme Uzerindeki Etki) yontemine kisaca deginilme-
si bahse konu c¢aligsmalarin anlasilabilmesi i¢in yararli olacaktir. EVIDEM ydntemi temelde CKKA igin
kullanilan farkli kriter ve degerlere dayali 6lgiim modellerini igeren bir deger matrisidir. EVIDEM'deki

kararin icerigi, bir saglik teknolojisinin yasam dongiisiinii kapsayan yedi modiilde yapilandirilmistir.
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Goetghebeur ve ark. [36] STD ve CKKA’yi entegre eden EVIDEM modelini 10 adet ilacin degerlendir-
mesinde kullanmislardir. Oncelikle literatiir taramas1 yoluyla belirlenen kriterler igin kanitlar elde edilir.
Daha sonra kalite matrisi ile bu kanitlarin kaliteleri 6lgiiliir. Ardindan bu kalite matrisi ve kanitlar deger
matrisine aktarilir[36]. Agirliklar, EVIDEM protokolleri dogrultusunda veriler literatiirden ve uzman
goriislerinden alinmistir. Agirliklarin ve skorlarin birlestirilmesinde agirlikli ¢arpim yontemi kullanil-
mistir. Her bir ilacin gii¢lii ve zayif yonleri tespit edilmistir. Modelin ila¢ degerlendirmesinde faydali
oldugu tespit edilmistir. Yine Goetghebeur ve ark. [37] daha 6nceden STD-CKKA iligkisi iizerine inga
ettikleri EVIDEM adli modellerini Turner Sendromu hastalarinin biiyiime hormonlarinin degerlendir-
mesi vakasinda test etmislerdir. Toplamda 21 kriterden olusan degerlendirme ¢alismasinda veriler lite-

ratlirden alinmis olup bilesen agirliklar1 Kanada’da diizenlenen bir panelde paydaslarca belirlenmistir.

Tony ve ark. [38] STD ve CKKA’y1 kombine eden EVIDEM modelini orta siddetteki agrilarin tedavi-
sinde kullanilan bir ilacin STD’sinde test ederek bu degerlendirme modelinin Kanada’da bir kurumda
kullanilabilirligini tartismislardir. EVIDEM protokolleri dogrultusunda veriler ve agirliklar literatiir ta-
ramasi ve komite liyeleriyle yapilan ¢alistaylardan alinmistir. Agirliklarin ve skorlarin kombine edilme-

sinde Agirliklt Carpim yontemi kullanilmistir.

Miot ve ark. [39] bir kanser goriintiileme yonteminin degerlendirme caligmasini yapmistir. Yontem
olarak CKKA ve STD’yi entegre eden EVIDEM ydntemi se¢ilmistir. Vaka ¢alismasi Giiney Afrika’da
Ozel saglik sektoriinde ¢alisan ve uzmanlardan olusan bir komite ile yapilmistir. EVIDEM modeli bu
calismada tibbi goriintiileme yontemi degerlendirmesi yapilabilmesi i¢in 18 kriter icerecek sekilde ye-

niden uyarlanmigtir.

Wahlster ve ark. [40] Almanya’da saglik sektoriindeki paydaslarin saglikta karar verme alanindaki pers-
pektiflerini ortaya ¢ikarmak icin kalp sensorii cihazinin STD ¢alismasi, EVIDEM ydntemi kullanilarak
yapilmistir. Kriter agirliklar1 ve alternatiflerin skorlarini belirlemek i¢in Alman saglik sektoriindeki ge-
listiriciler, saglik politika tireticileri, saglik uzmanlari, vatandaslar ve arastirmacilardan olusan 54 pay-

dasa anket yapilmistir. Kalan veriler ise literatiir taramas1 vasitasiyla elde edilmistir.

Jaramillo ve ark. [41] Kolombiya’da STD siirecini yoneten kurumun degismesi sonrasinda STD siirecine
CKKA yontemlerinin entegre edilebilirligini test etmislerdir. Calismada kurumdan alinan veriler kulla-

nilarak 4 alternatif ila¢ 15 kriter altinda EVIDEM yontemi ile degerlendirilmistir.

Wagner ve ark. [42] cesitli kanserlerin tedavisinde kullanilan bir ilacin literatiirde etkili bir ilag olarak
gosterildigini belirtmis ve bunu test etmek amaciyla EVIDEM yontemini kullanarak ilacin STD’sini
yapmislardir. Calisma Fransa, italya ve Ispanya iilkelerinde diizenlenen panellere katilan paydaslarin

katkis1 ile yapilmistir.

STD yapisinda CKKA kullanan ¢aligmalarda; daha once de belirtildigi lizere, sadece EVIDEM yon-
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temi kullanilmamistir. Hummel ve ark. [43] hastalarin STD siirecine katilmasinin dneminin her gegen
giin arttigin1 vurgulayarak hasta tercihlerini belirlemek adina Almanya’da bir kurumdan alinan klinik
verilerle 3 antidepresan ilaci lizerine vaka ¢alismast yapmislardir. Calismada kriter agirliklart 6nce has-
talardan daha sonra uzmanlardan alinip model bu agirliklarla ayr1 ayr ¢oziiliip sonuglar kiyaslanmagtir.
Calisma sonucunda kriter agirliklarinda kayda deger farkliliklar oldugu gézlenmis ancak CKKA sonug-

lar1 benzer ¢ikmustir.

Hajek ve ark. [44] CKKA’nin STD ile birlikte kullanimi tizerine Cek Cumhuriyeti’nde bir pilot calisma
yapmislardir. Calismada uzmanlar tarafindan belirlenen etkililik, giivenlik, biit¢e etkisi, hastalik siddeti,
ekonomik verimlilik ve karsilanmamis ihtiyaglar olmak iizere 6 kriter ele alinmistir. 10 uzman, her bir
kriterin 10’lu skalada agirligini belirlemistir. Calisma i¢in 5 alternatif ila¢ belirlenmis ve uzmanlar kri-

terler 15181nda 4°lii skalada ilaglarin skor degerlerini belirlemistir.

Brixner ve ark. [44] gelismekte olan iilkelerdeki patentsiz ilaglarin kanita dayali STD’sini yapmak adina
CKKA yontemini kullanmislardir. Degerlendirme kriterlerinin belirlenmesinde 2015 yilinda Italya’nin

Milan sehrinde yapilan bir ¢alistayda uzmanlarin goriisii alinmistir.

Angelis [45] yeni ilaglarin STD vasitasiyla degerlendirilmesi icin CKKA bazli bir yontem olan Evidence
Value Framework (EVF ) yontemini Isve¢’te bir kurulustan alinan verilerle bir vaka ¢aligsmasi ile test
etmislerdir. STD modeli ortalama tedavi basarisi, saglikli yasam kalitesi, tedavi bitimi, ilag dozaj1, me-
dikal maliyet etkileri, vb. 8 kriterden olusmustur. STD ve CKKA ydntemlerinin beraber kullaniminda en

onemli noktanin kriterlerin dogru secilmesi oldugu belirtilmistir.

Ashoush [46] Misir’da STD siirecinde CKKA yontemlerinin nasil kullanilabilecegini gostermistir. Vaka
calismasi olarak 2 adet kemoterapi ilacini ele almigstir. 11 kriter ve agirliklar1 paydaslara yapilan anketler
sonucu belirlenmistir. Daha sonra agirliklar ve skorlar kiimiilatif olarak degerlendirilip nihai sonuglara

ulasiimistir.

Rosina ve ark. [84] medikal cihazlarin STD’sinde kullanilabilecek iki farkli CKKA yontemi énermigler-
dir. i1k yontem AHP ve Delphi yonteminin kombinasyonundan olusmaktadir ancak hesaplama siiresinin
uzunlugundan dolay1 alternatif olarak ikinci bir yontem de 6nermislerdir. ikinci yontem, Saaty’nin [85]
ikili kiyaslama matrisi ve TOPSIS’in kombinasyonundan olusmaktadir. Olusturulan modeller Cek Cum-

huriyeti’ndeki paydaslardan alinan verilerle test edilmistir.

Ivlev ve ark. [86] medikal cihazlarin belirsizligin oldugu bir ortamda secilmesi i¢in CKKA ve STD’yi
entegre eden bir model dnermislerdir. Vaka caligsmasi olarak Cek Cumhuriyeti’ndeki hastanelerde kul-
lanilan 13 manyetik rezonans goriintiileme cihazini se¢mislerdir. Kriterleri literatiir taramasi vasitasiyla
belirlemis, skor ve alternatifleri uzmanlarin goriislerini alarak belirlemislerdir. Hesaplama yontemleri

AHP ve Delphi yontemlerinin kombinasyonu olmasina karsin kriterlerin agirliklandirilmasinda Saat-
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y’nin [85] yonteminden farkli bir yontem kullanmiglardir. Medikal cihazlarin se¢iminde CKKA yon-
temlerinin uzmanlarin mertebelerini dikkate almamasini elestirmis ve eksikligi gelistirdikleri yontem

ile gidermislerdir.

Martelli ve ark. [47] Fransa’da hastanelerin yeni satin alinacak cihazlarin degerlendirilmesi i¢in CKKA
ve mini-STD ydntemlerini kombine eden bir yontem kullanilmasini 6nermislerdir. Degerlendirme mode-
lindeki 5 ana kriter ile 26 alt kriter literatiirden ve paydaslara yapilan anket sonuglarindan belirlenmistir.
Yontem olarak mini-STD ve CKKA’y1 kombine eden Matrix4Value® ydntemi kullanilmistir. Yazarlar,
mini-STD’deki kriterlerin bazilarini calismaya gore yeniden uyarlamis ve Matrix4 Value® yontemindeki
agirliklandirma yontemi yerine PAPRIKA (Potentially All Pairwise RanKings of All Possible Alternati-

ves) yontemini kullanmislardir.

Ottardi ve ark. [48] hasarli omurlarin kaynastirilmasi i¢in uygulanan bir cerrahi teknikte kullanilan
tek kullanimlik ve geri doniistiiriilebilir, omurgaya hareketsizlik ve destek saglayan iki farkli pedikiil
vidasinin karsilagtirilmasi i¢in CKKA bazli bir STD ¢alismasi yapmiglardir. Ekonomik, sosyal, etik, or-
ganizasyonel ve teknolojik olmak iizere 5 farkli kriterin ele alindigi ¢alismada tek kullanimlik vidalarin

daha uygun oldugu tespit edilmistir.

Improta ve ark. [49] STD siirecinin ¢ok disiplinli bir siire¢ oldugunu ve ¢ok sayida karar verme prosedii-
ril gerektirdigini belirtmislerdir. Bu nedenle CKKA yontemlerinin STD siireclerini destekleyebilecegini
soylemislerdir. Yaptiklar1 calismada, AHP yontemi ve dinamik simiilasyon kullanarak iki adet fitik pro-

tezinin karsilastirilmasini STD vasitasiyla yapmislardir.

Kocaman ve ark. [50] CKKA yontemlerinin Tiirkiye’deki medikal cihazlar iizerine yapilan STD uy-
gulamalarinda kullanilabilirligini analiz etmislerdir. Ankara Numune Hastanesi de, bir Avrupa Birligi
arastirma projesi olan Hastane Tabanli Saglik Teknolojisi Degerlendirme Uyarlamas1 [Adopting Hos-
pital Based Health Technology Assessment, (AdHopHTA)] verilerini kullanarak analizler yapilmistir.
Calismada Cok Ozellikli Deger Teorisi [Multi-attribute value theory (MAVT)] yontemi kullanilmistir.
Sonug olarak Tiirkiye’de yapilan hastane bazli STD yonteminin MAVT yodntemine benzer oldugu ve

CKKA yontemlerinin bu siiregte biiylik bir potansiyeli oldugunu belirtmislerdir.

Tedavi yontemlerinin ve tibbi prosediirlerin saglik teknolojisi degelendirmesinde CKKA metodu da kul-
lanilmistir. Angelis ve Kavanos [51] onkoloji alanindaki bir takim tedavi yontemlerinin STD simiilas-
yon ¢alismasint CKKA yontemleri kullanarak yapmiglardir. Hastalik yiikii, tedavi ve inovasyon boyutu,
glivenlik ve sosyoekonomik ydnler olmak {izere 5 kriter literatiir taramas1 sonucu belirlenmistir. Her
bir alternatifin skorunu agirlikli ¢arpim yontemiyle hesaplamislardir. Biitiin asamalara paydaslar dahil

edilmis ve bunun 6nemi de ¢alisma sonucunda vurgulanmaistir.

Oztiirk ve Tozan en uygun diyalizer flux se¢iminde AHP, Bulanik AHP, ANP ve Bulanik ANP yéntele-
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rini kullanarak yaptiklari ¢calismada [52] HTA Core Modeli® esas alarak CKKA bazli bir STD modeli
gelistirmistir [53]. Modelin her ¢esit saglik teknolojisinde kullanilabilecegini belirterek onerilen modeli
periton diyalizi, hemodiyaliz ve evde hemodiyaliz olmak iizere 3 farkli diyaliz yontemi {izerinde bir
vaka caligmasi ile test etmistir. Model 9 ana kriter ve 273 alt kriter igererek detaylandirilmigtir. Kriter
agirliklarint AHP ile belirleyip, siralama i¢in TOPSIS, VIKOR, Bulanik TOPSIS, Bulanik VIKOR ve

Hedef Programlama gibi gesitli ¢ok kriterli karar verme teknikleri kullanilmistir.

Mobinizadeh ve ark. [54] potansiyel STD calismalar:1 arasindan en dncelikli olanin belirlenmesi adina
AHP ve TOPSIS yéntemlerini kombine eden bir yontem gelistirmislerdir. Vaka ¢alismalarinda Iran’da
yapilan 3 tedavi yontemini ele almislardir. Literatiir arastirmasi ve uzmanlara yapilan anketler netice-

sinde 9 kriter belirlenmistir. Agirliklandirma AHP ile yapilip nihai sonuglara TOPSIS ile ulagilmistir.

Karatas ve ark. [55] STD calismalarinda kullanilabilecek entegre bir CKKA yontemi gelistirmislerdir.
Tirkiye’de yaptiklar: vaka ¢alismasinda 3 adet obezite cerrahisi yonteminin (mide kelepgesi, tiip mide
operasyonu ve mide bypass ameliyati) karsilagtirmasint STD yontemiyle yapmiglardir. Calisma kapsa-
minda Bulanik AHP, Bulanik TOPSIS, Bulanik VIKOR ve Hedef Programlama gibi CKKA yontemleri
kullanilmistir. AHP yontemi agirliklarin belirlenmesinde kullanilirken diger yontemler ¢6ziim igin kul-

lanilmistir. Onerdikleri STD modeli 5 ana kriter ve 22 alt kriterden olusmaktadir.

Lasorsa ve ark. [56] klinik olmayan hastane hizmetlerinin degerlendirilebilmesi i¢in CKKA bazli bir
STD yontemi onermislerdir. Yontemde kriterlerin uluslararasi diizeydeki bir panele katilan paydaslar-
dan, agirliklarin ise yerel diizeydeki bir panele katilan paydaslardan alinabilecegi belirtilmistir. Vaka
calismas1 olarak Italya’da bir saglik kompleksinin sterilizasyon siirecleri incelenmistir. Yontem olarak
her alternatifin ikili olarak bir karar verici tarafindan soru vasitasiyla karsilastirilmasi olan PAPRIKA

yontemi kullanilmistir.

Jakab ve ark. [10] yiiksek-orta gelir seviyeli iilkelerde inovatif ilaglar1 degerlendirmeye potansiyel da-
yanak olacak kriterleri yine CKKA yontemi ile belirlemistir. Calismada kullanilan kriter agirliklari bu

konuda Ankara/Tiirkiye’ de yapilan bir uluslararasi ¢alistayda belirlenmistir.

Erol ve ark. [57] yaygin olarak kullanilan bébrek tasi tedavi yontemlerinden lazer litotripsi ve ekstra-
korporeal sok dalga litotripsi’nin CKKA ydntemleri ile STD bazli kiyaslamasini yapmislardir. STD
modeli; teknik ve teknolojik, organizasyonel, ekonomik, sosyal-etik-yasal ve klinik olmak iizere 5 ana
boyuttan ve 19 alt kriterden olusmaktadir. Kriter agirliklar1 ve skorlart hem Tiirkiye’de saglik sektoriin-
de c¢alisan paydaslardan hem de literatiirden elde edilmistir. Yontem olarak AHP ve Bulanik TOPSIS

kullanilmistir. Sonug olarak lazer litotripsi daha avantajli bulunmustur.
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4.2. Nadir Hastalklar

Baglamina gore degismekle birlikte prevalansi on binde 40 ila on binde 50’den daha diisiik olan hastalik-
lar genellikle nadir hastalik olarak kabul edilmektedir [58]. Orphanet veri tabanina kayitl1 9 binden fazla
nadir hastalik bulunmaktadir. Nadir hastaliklarin %39’nun genetik kokenli oldugu tespit edilmistir [59].

Motor sinirlerin kayb1 ve istemli kaslarin zayiflamasiyla ortaya ¢ikan Spinal Muskiiler Atrofi (SMA),
yine motor sinirlerin dejenerasyonu ile seyreden bir hastalik olan Amiyotrofik Lateral Sklerozis (ALS),
akciger ve gastrointestinal sistemdeki salgilarin kalinlasmasi sonucunda goriilen Kistik Fibroz, bazi
enzimlerin yetersizligi sonucu organlarda zararli maddelerin birikmesiyle olusan Lizozomal Depo Has-
taliklar1 nadir hastaliklar arasindadir. Nadir hastaliklarin prevalanslarinin tespit edilmesi kendine 6zgii
zorluklar tagimakla birlikte mevcut bilgiler 1s18inda: SMA yiiz binde 1-2 [60], ALS yiiz binde 5 [61]
Kistik Fibroz yiiz binde 7 [62], Lizozomal Depo Hastaliklar1 yiiz bin dogumda 20-25 [63], [64] goriil-
mektedir. Bu hastaliklarin nadir goriilityor olmalari, tiim diinyada kaynaklarin tahsisinde bu hastaliklarin
cogunlukla ihmal edilmelerine ve hastalarin 6nleyici ve tedavi edici saglik hizmeti ihtiyaglarinin gerek-
tigi gibi kargilanamamasina sebep olmaktadir [65]. Bu nedenle hakkaniyetli saglik hizmeti sunumu ve
evrensel saglik kapsayiciligini hedefleyen saglik sistemleri nadir hastalig1 olan bireyleri geride birakma-

mak i¢in yenilik¢i ¢oziimler gelistirmek durumundadir.

Nadir hastaliklar miistakil olarak ele alindiklarinda nadir olsalar da toplu olarak degerlendirildiklerin-
de %1,5 ila 6,2 prevalansa sahip olduklar1 tahmin edilmektedir [59]. Teshis ve tedavi yontemlerindeki
gelismelerin de etkisiyle hastalik prevalanslar1 her gegen giin artmaktadir. Ayrica bazi nadir hastaliklar
belirli iilkeler veya topluluklar i¢in nadir hastalik tanimina tam olarak uymamaktadir. Akraba evlilik-
lerinin yaygin olmasinin da etkisiyle Tiirkiye’de bir¢cok nadir hastaligin gorece daha sik goriildiigt dii-
siiniilmektedir. Tiirkiye Biiyiik Millet Meclisi’nce (TBMM) kurulan bir arastirma komisyonun derledigi
bilgilere gore Kistik Fibréz prevalans: 3.000°de 1 olarak kaydedilirken, ALS i¢in insidans yiliz binde
1,24-1,9 olarak aktarilmistir [3].

Cesitli arastirmalar nadir hastaliklarin yasam beklentisini %57,5 ila %65 oraninda azalttigini ortaya
koymustur [59]. Morbidite ve mortalitenin yanisira saglik hizmeti maliyetlerinden kaynaklanan dogru-
dan maliyetler, is giicii kaybiyla iliskili dolayli maliyetler ve somut olmayan maliyetler de géz Oniine

alindiginda nadir hastaliklarin topluma yiikii oldukga yiiksektir [65] .

Nadir hastalig1 olan kisiler diger hastalara kiyasla ¢cok daha fazla hastaneye basvurmakta, daha uzun siire
hastanede yatmakta ve dolayisiyla daha fazla saglik harcamasi yapilmaktadir. Hastane 6liim hizlar1 da
daha yiiksektir [59] . Ornegin, Avrupa Birliginde kistik fibroz hastalari i¢in dogrudan ve dolayli yasam
boyu maliyet 287 bin ila 1,9 milyon avro olarak hesaplanmistir. Dogrudan maliyetlerin %9 ila %57’sini
ila¢ maliyetlerini olusturmaktadir [65]. Dolayli maliyetler ¢ogunlukla dogrudan maliyetlerden daha faz-

ladir. Maliyetler, hastalar arasinda ciddi farkliliklar gostermekte olup kaynak kullaniminin biiyiik kismi-
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nin hastalarin gorece kii¢iik bir kismi1 veya spesifik bir alt grubundan kaynaklandigi goriilmektedir [65].

Nadir bir tibbi durumu hedefleyen ilaglar yetim ilag olarak adlandirilmaktadir. 2017 yilinda diinya ge-
nelinde yetim ilaglara 125 milyar USD harcandigi tahmin edilmektedir [59]. Piyasadaki en pahali ilaglar
arasinda olan bu ilaglar ile nadir hastaliklarin teshis ve tedavi siirecinde yapilan diger harcamalarin, geri
0deme sistemleri tarafindan en iyi nasil yonetilebilecegi konusu ciddi bir giincel sorun olarak 6nemini
korumaktadir [66].

4.2.1. Nadir Hastaliklar icin Geri Odeme

Gliniimiizde saglik hizmetlerinin yiiksek maliyetinin getirdigi finansal ylik nedeniyle ¢ogu iilkede geri
O0deme sistemleri kurulmus durumdadir. Geri 6deme sistemleri, saglik hizmeti sunucularinin bireylere
sunmus olduklar1 saglik hizmeti {icretlerinin, 6deyici kurum veya kurulus¢a hangi usullere gére ddeye-

cegini belirleyen yapilardir [66].

Odeme siirecinin birinci tarafi saglik hizmetini alan hastalardir. Ikinci taraf ise saglik hizmetini sunan
birey veya kurumsal yapilardir. Geri 6deme sistemlerinin bir 6zelligi olarak birinci taraf olan hastalar,
saglik kuruluslarindan hizmetlerini alip herhangi bir 6deme yapmadan ayrilirlar. Saglik kuruluslar1 ver-
dikleri hizmetlerin bedelini daha sonra ii¢iincii taraf 6deyiciler iizerinden tahsil ederler. Ugiincii taraf

Odeyiciler genellikle kamusal veya 6zel sigorta saglayicilaridir [67].

Geri 6deme sistemlerinin temel karakteristikleri 6deme birimi, zaman yonelimi ve taraflar i¢in finansal
riskin derecesidir. Odeme birimi geri 6deme sisteminin yapisina bagli olarak tetkik bagina yapilan 6de-
meden devlet biitgesinden saglik hizmetine ayrilan paya kadar degiskenlik gosterebilmektedir. Zaman
yonelimi bakimindan geriye doniik ve ileriye doniik sistemler s6z konusudur. Geriye doniik bir sistemde,
saglik hizmetinin maliyetlerine dair geri deme hizmet sunumundan sonra yapilir. leriye doniik sistem-
lerde ise bireylere yapilan hizmete dair islemlerden bagimsiz olarak hizmet sunuculara yapilacak olan

O0demeler onceden biit¢celenmektedir [68].

Taraflar icin finansal risk ise geri 6deme sisteminin igleyisine gore olusmaktadir. Saglik hizmetinin
sunumundan sonra maliyet hesaplandiginda ti¢iincii taraf 6deyici dngdriilemez bir maliyete katlanmak
durumundadir. Hizmet sunucular agisindan ise hastalik maliyetlerinin dnceden belirlenerek maliyetin

iginde tedavinin tamamlanmasi zorunlulugu finansal riskleri beraberinde getirmektedir [67].

Geri 6deme sistemleri planlanirken prevalansi yiiksek olan hastaliklar sisteme dahil edilerek sabit fiyat
tarifelerine bagli 6deme kurallar1 tanimlanmaktadir. Diislik prevalansa sahip nadir hastaliklar ise son yil-
lara kadar ihmal edildigi sdylenebilir. Bu nedenle literatiirde sik¢a kullanilan yetim hastalik veya yetim
ila¢ tanimlar1 geri 6deme sistemlerinde dikkate alinmayan nadir hastaliklar1 ve bunlarin tedavisine dair

ilaclar1 kastetmektedir. Nadir hastaliklarin tedavisinde kullanilan ilaglarin geri 6deme sistemlerine dahil
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edilmemesi ila¢ firmalarinin bu alandaki yatirimlarini negatif yonde etkilemektedir. Yeterince aragtirma
gelistirme yapilmayan ve iiretimi de kisitli olan bu ilaglarin yliksek maliyetleri nedeniyle hastalarin bu

ilaglara ulagimi kisith olmaktadir [69].

Nadir hastalig1 olan bireylere, ulasilabilir ve etkin bir tedavi sunabilmek ve yetim ilag¢ iireticilerinin
tesviki igin ilk yasal diizenleme 1983 yilinda ABD’de yapilmistir. “Yetim ila¢ Yasas1” adiyla yapi-
lan diizenlemede, ila¢ firmalarin1 yeni kimyasal varliklarin gelistirilmesi ve pazarlanmasina yatirim
yapmaya 6zendirmek amaciyla bir devlet tesviki mekanizmasi olusturulmustur. 1993 yilinda Japonya
yetim ilaglarin yasal diizenlemelerini yapan ikinci iilke olmustur. “Farmasétik isler Kanunu” ile 327
iirtine yetim ilag statiisii kazandirilmig ve bu ilaglardan 203’ii pazar onay1 almistir. AB ise “Yetim Tibbi
Uriin Yonetmeligi” ile 1999 yilinda Avrupa genelinde nadir hastaliklarin teshisi, onlenmesi ve tedavisi
icin tesviklerin temelini atmistir. Bu tegvikin igeriginde toplam veya kismi iicret indirimleri ile benzer
iiriinlerden gelen rekabete kars1 10 y1llik pazarlama korumasi gibi unsurlar yer almaktadir. Avrupa Ilag
Kurumu (EMA) altindaki Yetim Tibbi Uriin Komitesi (COMP) tarafindan yetim ila¢ basvurular: deger-
lendirilmektedir. Avrupa Komisyonunun 2019 yili raporuna gore 165 yetim ilacin onaylandigi goriil-

mektedir [69].

Ulkemizde nadir hastalig1 olan bireylerin kullanmas1 gereken yetim ilaclar cogunlukla yurtdisindan it-
hal edildiginden disa bagimlilik séz konusudur. Sanayi Bakanliginin yayimlamis oldugu Tiirkiye Ilag
Sektorii Strateji Belgesi Eylem Plan1 (2015-2018)’nda nadir hastaliklarla ilgili hedefler; “Ulkemizde
nadir hastaliklar konusunda detayli mevcut durum ve ihtiyag¢ analizi yapilacaktir. Tespit edilen sonuglar
dogrultusunda yetim ilag¢ politikamiz olusturulacaktir.” seklinde belirlenmistir. Bu hedef dogrultusunda;
“Ulkemizde nadir hastaliklar konusunda oncelikli bir envanter kayit sistemi ve bu nadir hastaliklarin
teshislerinin konabilecegi merkezler olusturulacaktir. Nadir hastaliklar konusunda mevcut network sis-
temleri ile kurulan ulusal referans sistemin iletisimi saglanacaktir. Nadir hastaliklarda kullanilacak ilag-
larin tilkemizde gelistirilmesi ve iiretilmesi i¢in 6zel politikalar gelistirilecektir” denmektedir. Mevcut

durumda heniiz bu politikalarin somut olarak ortaya konmadigi degerlendirilmektedir [70].

Giintimiizde gelismis iilkeler geri 6deme kararlar1 i¢cin ekonomik degerlendirmeler ve biitge etki ana-
lizleri iceren STD ydntemlerini kullanmaktadir. STD ydntemi ile nadir hastaliklarin tedavisi i¢in ¢ok
boyutlu bir degerlendime yapmak teknik olarak miimkiin olmaktadir. EUnetHTA bu baglamda Avrupa
Birligi iiye tilkelerine hizmet vermek tizere kurulmus olan bir bilgi agidir [71]. Tiirkiye EUnetHTA agina
2014 yilinda igbirligi ortagi (Collaborating partner) olmustur. Bu ag sayesinde iilkeler bilgi birikimlerini

paylasmakta ve ortak stratejiler gelistirmektedir.

Nadir hastaliklarin prevalansinin diisiik ve tedavilerinin yiiksek maliyetli olmas1 ve kit kaynaklar nede-
niyle yetim ilaglar i¢in etkin pazar kosullar1 olugsmadigindan bu alanin 6zel olarak diizenlemesi ihtiyact

ortaya ¢ikmaktadir. Bu noktada hastalar ve aileleri, hasta dernekleri, saglik ve ilag sektorii profesyonel-
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leri, politika yapicilar, karar vericiler ve ddeyiciler gibi paydaslar arasinda ulusal ve uluslararasi diizey-
de bir i birligine ihtiya¢ duyulmaktadir. Tiirkiye’de atilan dnemli adimlara ragmen, mevcut durumda,
nadir hastaliklarin tedavisinde kullanilan yetim ilaglarla ilgili olarak resmi bir mevzuat veya yontem bu-
lunmamasi bu konuda énemli bir eksikliktir. S6z konusu mevzuat, diger iilke 6rneklerinde de gorildigii
iizere biyoteknoloji ve ilag¢ firmalarinin bu konuda arastirma ve gelistirme faaliyetleri yiiriitebilmesini

tesvik agisindan olduk¢a 6nemli bir yere sahiptir [69].

Yapilacak olan diizenlemelerin teknik ve bilimsel bir temele sahip olmas1 siirecinde STD yontemlerin-

den etkin olarak yararlanilmasinin uygun olacagi degerlendirilmektedir.

4.2.2. Nadir Hastaliklar ve Cok Kriterli Karar Analizi

Nadir hastaliklar 6zelinde hedeflenen popiilasyonlar i¢in yenilik¢i tedavilerdeki bilimsel gelismelerin
ekonomik deger analizleri ile degerlendirmeye yonelik geleneksel yaklagimlar giinimiizde yeterli go-
rilmemekte ve 6zellikle politika belirleyicilerin/saglik otoritelerinin ihtiyaglarini tam olarak karsilaya-
mamaktadir. Tiim bunlara ek olarak konu hakkindaki klinik calisma kanitlarinin yetersizligi ve tedavi
fiyatlarinin yiiksekligi nadir hastaliklar1 geri 6deme siireclerinde kullanilabilecek klasik STD yaklagim-
larindan farkli bir perspektife sahip yeni STD yaklasimlarina ihtiya¢ dogurmaktadir. Degerlendirme si-
rasinda kriterlerin degerlendirilecek teknolojiye ait degerleri ortaya koyabilmesi elzemdir. Gliniimiizde
daha kapsamli bir degerlendirme siirecinde dikkate alinmas1 gereken kriterleri tanimlamak i¢in taninmis
STD kuruluslar: tarafindan farkli deger ¢erceveleri gelistirilmistir [72]—[74]. Deger yaklasimlarinin ge-
listirilmesinde, bu konularda genis kapsamli ¢aligsmalar1 ve ¢ok yonlii bakis agilarint barindiran ISPOR
Deger Gorseli (The Professional Society for Health Economics and Outcomes Research, Value Flower)
[75] ve ICER Deger Cergevesi (Institute for Clinical and Economic Review, Value Framework) dikkate

deger caligsmalar olarak konu ile ilgili literatiirde 6ne ¢ikmaktadir [76].

Nadir hastaliklar ile ilgili CKKA c¢alismalarina bakildiginda Iskrov ve ark. [77] 2013 yilindaki calis-
malar1 dikkat cekicidir. Calisma nadir hastaliklarin tedavisinde kullanilan ilaglarin CKKA bazli de-
gerlendirmesini (STD) yapmislardir. Kriter agirliklar1 ve skorlar1 Bulgaristan’daki medikal uzmanlar,
iniversite klinikleri, nadir hastalik ile ilgili kurumlarin yoneticileri, saglik otoriteleri, ila¢ firmalarinin
pazara erisim ve devlet ile iliskiler birimleri olmak {izere 6 kategorideki paydaslardan elde edilmistir.
Olusturulan STD modeli 11 boyuttan olusmaktadir. C6ziim yontemi olarak agirlikli ¢carpim yontemi

kullanilmastir.

Kolasa ve ark. [78] Polonya’da yaptiklar1 calismada tedavi edilen hastaligin ¢ok nadir goriilmesinden
dolay1 gelistirilen tedavinin maliyetini karsilayamayabilecegi ve bu ylizden firmalarin gelistirmekte is-
teksiz oldugu yetim ilaglarin fiyatlama ve geri 6demesi igin yapilan 27 adet STD calismasini agirlikl

carpim yontemiyle tekrardan sonuglandirmis ve ilk STD sonuglariyla karsilagtirmistir.
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Iskrov ve ark. [79] yetim ilaglarin degerlendirilmesi i¢in CKKA bazli bir STD yapist olusturmus ve
kriter agirliklarin1 hesaplamistir. Carvlaho ve ark. [80] ise nadir olarak nitelendirdikleri Kronik Trom-

boembolik Pulmoner Hipertansiyon i¢ci CKKA yapisini kullanmislardir.

Wagner ve ark. [81] ¢alismalarinda EVIDEM ydnteminin olusturdugu ¢ercevenin nadir hastaliklara yo-

nelik tedavilerde ¢ikan sorunlarin ¢6ziimiinde nasil bir rol oynayabilecegini tartigmistir.

Schey ve ark. [82] yetim ilaglarin STD vasitasiyla degerlendirilebilmesi i¢in bir CKKA yontemi gelistir-

mislerdir. Bu yontemi, 6 farkli ilag lizerine yaptiklar1 vaka calismasi ile test etmislerdir.

2021 yilinda Zelei ve ark. [83] nadir hastaliklarin tedavilerinin degerlendirmelerinde kullanilabilecek
kriter ve skor fonksiyonlari lizerine bir literatiir arastirmasi yaparak, konunun artan 6nemine deginmis,
literatiirdeki ¢alismalarin az ve yetersiz olmasindan bahsederek bu konudaki deger cercevesini de i¢ine

alan 15 calismay1 gdzler oniine sermistir.
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5. NADIR HASTALIKLAR ICIN COK KRITERLI
KARAR ANALIZI BAZLI SAGLIK TEKNOLOJISI
DEGERLENDIRME MODELI

Tirkiye’de nadir Hastaliklarda geri 6deme karar1 verilmesi siirecinde kullanilabilecek bir CKKA bazl
STD modelini olusturmak {izere yapilan literatiir arastirmasi sonrasi 6rnek teskil edebilecek ¢calismalar
incelenmis, bu ¢alismalarda kullanilan yaklasimlar analiz edilmis ve HTA Core Model® uygulamasina
iliskin degerlendirme unsuru tablosu da dikkate alinarak CKKA bazli STD i¢in kullanilabilecek kriter-
ler taslak olarak belirlenmistir. Bu kriterler, T.C. Saglik Bakanlig1 Saglik Hizmetleri Genel Mudiirligi
Arastirma, Gelistirme ve Saglik Teknolojisi Degerlendirme Dairesi ve Otizm, Zihinsel Ozel Gereksi-
nimler ve Nadir Hastaliklar Dairesi Bagkanliklar1 yetkilileri ile yapilan toplantilar neticesinde Tiirkce ve

Ingilizce dijital formlara aktarilmistir.

Olusturulan dijital formlar HTA Core Modelde yer alan 9 ana kriter ile her bir ana kritere bagli farkli sayida
alt kriteri icermektedir. Dijital formlarda hem ana hem de alt kriterlere ek olarak onerilebilecek kriterler ola-
bilecegi dikkate alinarak, bu oneriler ve Onerilere ait dayanaklar i¢in serbest metin boliimleri olusturulmus,

ayrica her boliim sonuna uzmanlarin goriislerini bildirebilecegi alt boliimler dahil edilmistir.

Goriislerine bagvurulan uzmanlar T.C. Saglik Bakanlig1 Saglik Hizmetleri Genel Mudirligii Arastirma,
Gelistirme ve Saglik Teknolojisi Degerlendirme Dairesi ve Otizm, Zihinsel Ozel Gereksinimler ve Nadir
Hastaliklar Dairesi Bagkanliklarinin ortak kararlari1 dogrultusunda belirlenmistir. STD sistematigi dik-
kate alinarak calismaya konu olan saglik teknolojileriyle ilgili olan tiim paydaslarin (klinisyen, politika

belirleyici, sektor (ilag firmalari) ve hasta yakinlar1) uzman ekipte temsiliyeti saglanmistir.

Uzmanlara farkli zamanlarda formlar génderilmeden 6nce formlarin doldurulmasina yonelik bilgilendir-
me toplantilar1 yapilmis, ayrica her bir form iizerinde doldurma talimatlar1 detayli sekilde agiklanmistir.
Saglik Bakanligi biinyesinde yapilan yiiz yiize toplantilara herhangi bir nedenle katilim saglanamayaca-

g1 durumlar (cografi konum, vb.) ig¢in toplantilara online katilim olanagi da saglanmistir.

Onceki boliimlerde de belirtildigi iizere calismanin son safhasinda, belirlenen kriter setlerinin olustu-
rulan STD modeli i¢indeki 6nem seviyeleri (agirliklari), literatiirdeki benzer ¢alismalar ve aynit uzman
ekibinin bu konudaki goriislerinden yararlanilarak literatiirde genel kabul gormiis ve ¢alisma yapisina
en uygun oldugu degerlendirilen dogrusal toplam ve vektdr normalizasyonu yontemleri kullanilarak
belirlenmistir. Her iki yontem ile agirliklandirma hesaplanmasinin temel amaci, farkli yontemler uygu-
landiginda kriter 6nem seviyelerinde kayda deger bir degismenin olup olmadiginin analiz edilmesidir

[13]-[17].
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5.1. Taslak Kriter Seti ve Degerlendirmesine Ait Sonuc¢lar

Kriter taslaklarini igceren formlar elektronik posta ile uzmanlara gonderilmis ve gonderilen formlar tizerin-
de bulunan taslak kriterlerin nadir hastaliklar kapsaminda geri 6deme karar1 verilmesi siirecinde kullani-
labilecek bir CKKA bazli STD modele dahil edilmesi veya edilmemesi (Evet/Hay1r) konusunda goriisleri
istenmis; ayrica, eklenmesini talep ettikleri kriter(ler) var ise bu kriterler i¢in ilgili boliimlere 6nerilerini
yapmalar1 ve onerileri i¢in dayanaklarini/savlarini formda belirtilen alanlara girmeleri istenmistir. Ornek
kriter taslaklar1 formu (Tiirk¢e ve Ingilizce olarak) ekte sunulmustur. Dijital olarak hazirlanan ve elektro-

nik posta ile uzmanlara gonderilen formlara alinan cevaplar miiteakip tabloda 6zetlenmistir.

Tablo 4. Yanitlar

‘ Evet Hayir
Sorunu ve Teknolojinin Giincel Kullanimi (CUR)

Hedef Kitle

Bu degerlendirmede hedef kitle nedir? 100 0
Hedef kitleye kag kisi dahildir? 84,2 15,8
Hedef Durumu (Target Condition)

Bu degerlendirme kapsamindaki hastalik veya saglik durumu nedir? 100 0
Hastalik veya saglik durumu i¢in bilinen risk faktorleri nelerdir? 94,7 5,3
Hastaligin veya saglik durumunun dogal seyri nedir? 89,5 10,5
Hasta icin hastalik veya saglik durumunun belirtileri ve yiikli nelerdir? 100 0
Hastalik veya saglik durumunun toplum i¢in sonuglart nelerdir? 94,7 5,3
Sonuglarin/hastalik yiikiiniin hangi yonleri teknoloji tarafindan hedefleniyor? 94,7 5,3

Durumun Mevcut Yonetimi

Mevcut tekonolojinin diger tipik veya yaygin alternatifleri nelerdir? 89,5 10,5
Yayinlanmis kilavuzlara gore ve uygulamada hastalik veya saglik durumu su anda nasil 100 0
teshis ediliyor?

Yayinlanmis kilavuzlara gore ve uygulamada hastalik veya saglik durumu su anda nasil 94,7 5,3
yonetiliyor?

Kullanim

Teknoloji hangi saglik kosullar1 ve popiilasyonlar i¢in ve hangi amaglarla kullaniliyor? 100 0
Teknolojiler ne kadar kullaniliyor? 94,7 5,3
Ulkeler/bdlgeler/ortamlar arasinda ne tiir kullanim farkliliklar1 var? 84,2 15,8
Hangi insanlarin teknoloji i¢in uygun olduguna kim ve neye dayanarak karar veriyor? 84,2 15,8
Teknoloji yeni, yenilik¢i bir bakim modu mu, standart bir bakim seklinin bir eklentisi veya 89,5 10,5

modifikasyonu mu yoksa standart bir bakim seklinin yerini almasi mi1?

Diizenleyici Statii

Teknoloji hangi endikasyonlar i¢in pazarlama izni veya CE isareti almistir? 89,5 10,5
Teknolojinin geri 6deme durumu nedir? 100 0
Bu boyut icin bagka sorunlar eklemek ister misiniz? 26,3 73,7
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endiseler var mi1?

Tablo 4. devami Evet | Hayir
-i Yonler (LEG)

Hasta Ozerkligi
Kullanictya veya hastaya uygun bilgi saglamak i¢in ne tiir yasal gereklilikler vardir ve 94,7 5,3
teknoloji uygulanirken bu nasil ele alinmalidir?
Resit olmayanlar ve ehliyetsiz kisiler i¢in kimlerin riza vermesine izin verilir? 89,5 10,5
Hastanmn Gizliligi
Teknoloji kullaniminin, hastanin mevcut bakimiyla dogrudan ilgili olmayan ve 84,2 15,8
mahremiyete saygt hakkini ihlal edebilecek ek bilgiler iiretme olasilig1 var m1?
Sonuglar hakkinda akrabalarin bilgilendirilmesine iligkin yasalar/baglayici kurallar ne gerektirir? 73,7 26,3
Hasta verilerinin giivenligini saglamak i¢in uygun 6nlemlerle ilgili olarak yasalar/baglayici 84,2 15,8
kurallar ne gerektirir ve bu teknoloji uygulanirken nasil ele alinmalidir?
Saghk Hizmetinde Esitlik
Teknolojiye esit erisimi garanti edecek uygun siiregler veya kaynaklarla ilgili olarak 100 0
yasalar/baglayici kurallar ne gerektirir?
Teknolojiye esit erigsim i¢in ¢esitli AB diizeyindeki ve ulusal diizenlemelerin sonuglari nelerdir? 89,5 10,5
Etik Yonler
Teknolojinin uygulanmasi veya kullanilmasi temel insan haklarimin gergeklesmesini etkiler mi? 100 0
Teknoloji kullanim1, mevcut mevzuat ve yonetmeliklerde dikkate alinmayan etik zorluklar

< TR 73,7 26,3
dogurabilir mi?
Yetkilendirme ve Giivenlik
Teknoloji hangi yetkilere ve kayit listelerine sahip? 89,5 10,5
Teknolojinin giivenligi ile ilgili olarak yasalar/baglayici kurallar ne gerektirir ve teknoloji 94,7 5,3
uygulanirken bu nasil ele alinmalidir?
Miilkiyet ve Yiikiimliilitk
Fikri miilkiyet haklar1 ve potansiyel lisans iicretleri hakkinda ne bilinmelidir? 68,4 31,6
Uretici garantisinin genisligi, derinligi ve uzunlugu ile ilgili yasal veya baglayici kurallar

o . . 84,2 15,8

hakkinda bilinmesi gerekenler nelerdir?
Piyasa Diizenlemeleri
Teknolojiyle ilgili ne tiir yasal fiyat kontrol mekanizmalar1 var? 94,7 5,3
Teknolojinin edinimi ve kullanim1 i¢in ne tiir diizenlemeler var? 100 0
Teknolojiyi hastalara pazarlamak ic¢in hangi yasal kisitlamalar var? 89,5 10,5
Mevcut mevzuatin dogrudan uygulanabilir olmadigi yeni teknolojiler s6z konusu 295 105
oldugunda yasal konular hakkinda ne bilinmelidir? ’ ’
Baglayici kurallarin hazirlanmasi ve uygulanmasina iliskin ¢ikar ¢catismalariyla ilgili 895 105

40




5. NADIR HASTALIKLAR iCiN COK KRiTERLI KARAR ANALIZi BAZLI

SAGLIK TEKNOLOJiSi DEGERLENDIRME MODELI

saglanmalidir?

Tablo 4. devami Evet | Hayir
-in Tanimi ve Teknik Ozellikleri (TEC)
Teknolojinin Ozellikleri
Bu teknoloji ve karsilastirici(lart) nedir? 94,7 5,3
Karsilastirici(lar) ile ilgili olarak teknolojinin iddia edilen faydasi nedir? 100 0
Karsilastirici(lar) ile ilgili olarak teknolojinin iddia edilen faydasi nedir? 94,7 5,3
Teknolojiyi ve karsilastiriciyi/karsilastiricilart kim yonetiyor ve bunlara hangi baglam ve
. o 84,2 15,8
diizeyde bakim saglaniyor?
Referans degerler veya sinir degerler acikca belirlenmis mi? 84,2 15,8
Diizenleyici Statii
Teknoloji hangi endikasyonlar i¢in pazarlama izni veya CE isareti almistir? 94,7 5,3
Teknolojinin geri 6deme durumu nedir? 100 0
Teknolojiyi Kullanmak icin Gerekli Yatirimlar ve Araglar
Teknolojiyi kullanmak i¢in hangi maddi yatirimlara ihtiyag var? 84,2 15,8
Teknolojiyi ve karsilastiricryr/karsilastiricilar: kullanmak i¢in ne tiir 6zel tesislere ihtiyac 94.7 53
vardir? ’ ’
Teknolojiyi ve karsilastirictyt/karsilastiricilar: kullanmak i¢in hangi ekipman ve
oo 94,7 5,3
malzemelere ihtiyag vardir?
Teknolojinin ve karsilastiricinin/karsilastiricilarin kullanimini izlemek i¢in ne tiir veri/kayit
1 84,2 15,8
ve/veya kayit gereklidir?
Teknolojiyi Kullanmak icin Gereken Egitim ve Bilgiler
Teknolojinin kullanimi veya bakimi i¢in nitelik ve kalite giivence siire¢leri agisindan ne 100 0
tiir gereksinimlere ihtiyac vardir?
Bu teknolojiyi kullanan personel/bakicilar i¢in ne tiir becerilere ve egitim 6zelliklerine ve 100 0
bilgilere ihtiyag vardir?
Teknolojiyi kullanan hastaya veya ailesine ne tiir egitim kaynaklar1 ve bilgiler
< 89,5 10,5
saglanmalidir?
Hedef grup disindaki hastalara ve genel halka teknoloji hakkinda hangi bilgiler 68.4 316
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- ve Ekonomik Degerlendirme (ECO) -

Kaynak Kullanimi

Degerlendirilen teknolojiyi ve kargilastiricilarini sunarken ne tiir kaynaklar kullanilir

(kaynak kullanimi tanimlamas1)? 89,5 10,5

Degerlendirilen teknoloji ve karsilastiricilar (kaynak kullanimi 6l¢timii) teslim edilirken

ne miktarda kaynak kullaniliyor? 84,2 15,8

Degerlendirilen teknolojinin ve karsilastiricilarinin (kaynak kullanim degerlemesi) olgiilen

ve/veya tahmini maliyetleri nelerdi? 89,3 10,5

Teknoloji, diger teknolojilere olan ihtiyaci ve kaynaklarin kullanimini nasil degistirir? 100 0

Karsilastirilan teknolojilerin uygulanmasinin olasi biitge etkileri nelerdir? 94,7 5,3

Sonuclarin Olgiilmesi ve Tahmin Edilmesi

Degerlendirilen teknolojinin ve karsilastiricilarinin (sonu¢ tanimlama, 6lgiim ve

degerlendirme) 6lgiilen ve/veya tahmin edilen saglikla ilgili sonuglar1 nedir(ler)? 100 0

Maliyetlerin ve Sonuglarin Incelenmesi

Teknoloji ve karsilastiricisi/karsilagtiricilart arasindaki tahmini maliyet ve sonuglar

arasindaki farklar nelerdir? 89,5 10,5

Belirsizligi Karakterize Etmek

Teknolojinin ve karsilastiricisinin/karsilastiricilarinin maliyetlerini ve ekonomik

degerlendirmesini/degerlerini ¢evreleyen belirsizlikler nelerdir? 89,5 10,5

Heterojenligi Karakterize Etmek

Maliyetler, sonuglar veya "maliyet etkinligi"ndeki farkliliklar, teknolojiyi kullanan 78,9 21,1
herhangi bir alt grup ve karsilastiricilart arasindaki farkliliklarla ne 6l¢iide agiklanabilir?

Model(ler)in Gegerliligi

Teknoloji ve karsilastirici(lar)iyla ilgili olarak hangi metodolojik varsayimlar yapildi? 89,5 10,5

Maliyet tahminleri, sonuglar veya ekonomik degerlendirme(ler) ne 6lgiide teknolojinin ve

karsilastirici(lar)inin gegerli tanimlarini sagliyor olarak kabul edilebilir? 89,3 10,5
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Tablo 4. devami Evet | Hayir

e

Hasta Giivenligi

Karsilastirici(lar) ile ilgili olarak teknoloji ne kadar giivenli? 100 0
Dozaj veya teknoloji uygulama sikligi ile ilgili zararlar var m1? 89,5 10,5
Zararlarin siklig1 veya siddeti zaman iginde veya farkli ortamlarda nasil degigir? 78,9 21,1
Teknolojinin kullanim1 yoluyla zarar gérme olasilig1 daha yiiksek olan duyarli hasta 100 0

gruplari nelerdir?

Hasta giivenligi a¢isindan teknolojinin kullanilmasiyla ortaya ¢ikan yanlis pozitif, yanlis 73,7 26,3
negatif ve tesadiifi bulgularin sonuclar1 nelerdir?

Teknoloji ve karsilastirici(lar) kullaniciya bagl zararlarla iliskili mi? 84,2 15,8

Is Giivenligi

Teknolojiyi kullanirken ne tiir mesleki zararlar meydana gelebilir? ‘ 73,7 ‘ 26,3

Cevre Giivenligi

Teknolojiyi kullanirken halk ve ¢evre i¢in ne tiir riskler ortaya ¢ikabilir? ‘ 62,2 ‘ 36,8

Emniyet Riski Yonetimi

Hastalar icin gilivenlik riskleri nasil azaltilabilir (teknolojiye, kullanictya ve hastaya bagl 94,7 5,3
yonler dahil)?
Profesyoneller i¢in giivenlik riskleri nasil azaltilabilir (teknolojiye, kullaniciya ve hastaya 94,7 5,3
bagli yonler dahil)?
Cevre icin giivenlik riskleri nasil azaltilabilir (teknolojiye, kullaniciya ve hastaya bagh 73,7 26,3
yonler dahil)?
Teknolojinin ve karsilastiricinin/karsilastiricilarin kullanimini izlemek icin ne tiir veri/kayit

e 89,5 10,5
ve/veya kayit gereklidir?
Hastalarin Bakis Acilart
Durumla yasama deneyimleri nelerdir? 100 0
Mevcut bakim standardindan (olagan bakim), hastalar en ¢ok hangi sonuglarin iyilesmesini 100 0
isterler?
Hastalar degerlendirilen teknolojiyi nasil algiliyor? 100 0
Bakim verenlerin iizerindeki yiik nedir? 100 0
Sosyal Grup Yonii
Mevcut tedavilere iyi erisimi olmayan hasta gruplart var m1? 100 0
Bir grubun teknolojiye erismesini engelleyebilecek faktorler var mi? 100 0
Tletisim Yonii
Tedavi secenekleri hastalara nasil agiklanir? 94,7 5,3
Bagliligin iyilestirilmesi i¢in hastalara hangi spesifik konularin iletilmesi gerekebilir? 89,5 10,5
Bu boyut i¢in bagka sorunlar eklemek ister misiniz? 0 100
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Tablo 4. devami Evet | Hayir
.( Etkinlik (EFF)

Mortalite

Teknolojinin mortalite iizerinde beklenen yararl etkisi nedir? 94,7 5,3

Morbidite

Teknoloji miiteakip miidahalelerin etkinligini nasil degistirir? 100 0

Teknoloji, hastaligin veya saglik durumunun semptom ve bulgularini (siddeti, sikligr) nasil etkiler? 94,7 5,3

Teknoloji morbiditenin biiylikliigiinii ve sikligini nasil degistiriyor? 89,5 10,5

Teknoloji, hastaligin veya saglik durumunun ilerlemesini (veya tekrarlamasini) nasil etkiler? 100 0

Islev

Teknolojinin hastalarin viicut fonksiyonlar1 tizerindeki etkisi nedir? 94,7 5,3

Teknolojinin ¢alisma kabiliyetine etkisi nedir? 94,7 5,3

Teknolojinin dnceki yasam kosullarina doniise etkisi nedir? 94,7 5,3

Teknolojinin kullanimi giinliik yasam aktivitelerini nasil etkiler? 94,7 5,3

Saghkla Ilgili Yasam Kalitesi

Teknolojinin genel saglikla ilgili yasam kalitesi tizerindeki etkisi nedir? 94,7 5,3

Teknolojinin hastaliga 6zgii yasam kalitesine etkisi nedir? 94,7 5,3

Yasam Kalitesi

Test sonucunun bilinmesi hastanin saglikla ilgili olmayan yasam kalitesini etkiler mi? ‘ 78,9 ‘ 21,1

Hasta Memnuniyeti

Hastalar teknolojiden memnun kaldi m1? ‘ 94,7 ‘ 5,3

Test-Tedavi Zinciri

Testin tespit ettigi durum i¢in etkili bir tedavi var mi1? ‘ 94,7 ‘ 5,3

Testin Dogrulugu

Referans standardina gore testin dogrulugu nedir? 89,5 10,5

Test, dogruluk dl¢timleri acisindan diger istege bagli testlerle nasil karsilastirilir? 73,7 26,3

Referans standardi nedir ve hedef kosulu dogru bir sekilde siiflandirma olasilig1 nedir? 89,5 10,5

Teknolojinin kullanilacagi baglamda dogruluk icin gereksinimler nelerdir? 89,5 10,5

Bu baglamda optimal esik degeri nedir? 78,9 21,1

Test, hedef kosulu giivenilir bir sekilde dikkate aliyor veya saf dist ediyor mu? 84,2 15,8

Test dogurlugu farkli ayarlarda nasil degisir? 73,7 26,3

Test yorumlamasindaki gézlemciler arasi varyasyon hakkinda ne biliniyor? 89,5 10,5

Degistirme testinin etkisinden daha spesifik veya daha giivenli olduguna dair kanit var m1? 68,4 31,6

Hasta Giivenligi

Hasta giivenligi agisindan teknoloji kullanilarak {iretilen yanlis pozitif, yanlis negatif ve 89,5 10,5

tesadiifi bulgularin sonuglari nelerdir?

Yonetimde Degisiklik

Testin kullanilmasi, durumun daha iyi tespit edilmesini sagliyor mu? 89,5 10,5

Testin kullanim1 hekimlerin yonetim kararlarini nasil degistiriyor? 89,5 10,5

Test, sonraki yonetim kararlarini etkileyebilecek diger olas1 saglik kosullarini tespit ediyor mu? 78,9 21,1

Teknoloji, hastaneye yatis ihtiyacini nasil degistiriyor? 100 0

Fayda-Zarar Dengesi

Saglik sonuglarinda teknolojinin genel yararlar1 ve zararlari nelerdir? 89,5 10,5
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Tablo 4. devami Evet | Hayir

-yonel Yonler (ORG)

Saghk Hizmeti Siireci

Teknoloji mevcut is siireglerini nasil etkiliyor? 84,2 15,8
Yeni teknoloji ile ne tiir bir hasta/katilimer akisi iliskilendiriliyor? 94,7 5,3
Hastalar/katilimcilar ve diger 6nemli kisiler ve/veya bakicilar i¢in ne tiir bir katilim 84,2 15,8
harekete gegirilmelidir?

Personelin uygun egitim ve 6gretimini nasil bir siire¢ saglar? 89,5 10,5
Ne tiir is birligi ve faaliyetlerin iletisimi harekete geg¢irilmelidir? 78,9 21,1
Yeni teknolojinin kalite giivencesi ve izleme sitemini ne sekilde organize ediliyor? 94,7 5,3

Saglhik Sisteminin Yapisi

Merkezilestirme veya merkezilestirme gereksinimleri, teknolojinin uygulanmasini nasil 94,7 5,3
etkiler?
Hastalar/katilimcilar igin yeni teknolojiye erisimi saglayan siire¢ler nelerdir? 100 0

Siireg ile Ilgili Maliyetler

Yeni teknolojiyi satin alma ve kurma ile ilgili slire¢lerin maliyetleri nelerdir? 89,5 10,5
Teknoloji, diger teknolojilere olan ihtiyaci ve kaynaklarin kullanimini nasil degistirir? 89,5 10,5
Karsilastirilan teknolojilerin uygulanmasinin olasi biitge etkileri nelerdir? 84,2 15,8
Yonetim

Teknolojiye bagli olarak hangi yonetim sorunlari ve firsatlar1 var? 84,2 15,8
Hangi insanlarin teknoloji i¢in uygun olduguna kim ve neye dayanarak karar veriyor? 89,5 10,5
Kiiltiir

Teknoloji nasil kabul edilir? 68,4 31,6
Teknolojinin planlanmasi/uygulanmasi sirasinda diger ¢ikar gruplari nasil dikkate 78,9 21,1
alinmaktadir?
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Tablo 4. devami Evet | Hayir
-

Fayda-Zarar Dengesi

Teknolojiyi uygularken veya uygulamazken hastalar i¢in bilinen ve tahmin edilen fayda ve 100 0
zararlar nelerdir?

Teknolojinin akrabalar, diger hastalar, kuruluslar, ticari kuruluslar, toplum vb. i¢in yararlar1 73,7 26,3
ve zararlar1 nelerdir?

Teknolojinin ve uygulamalarinin hastalar, akrabalar, diger hastalar, kuruluslar, ticari 68,4 31,6
kuruluslar, toplum vb. i¢in baska gizli veya istenmeyen sonuglart var mi1?

Miidahalenin etkisini desteklemek i¢in kanit olusturmanin 6niinde herhangi bir etik engel 89,5 10,5
var m1?

Ozerklik

Teknoloji 6zellikle savunmasiz bireyler i¢in mi kullaniliyor? 68,4 31,6
Teknolojinni uygulanmasi veya kullanilmasi, hastanin 6zerklik uygulama kapasitesini ve 89,5 10,5
olasiligini etkiler mi?

Teknoloji kullanildiginda hasta 6zerkligine saygi gdstermek icin bilgiyle ilgili herkangi bir 73,7 26,3
6zel miidahaleye veya destekleyici eyleme ihtiyag¢ var m1?

Teknolojinin uygulanmasi veya geri ¢ekilmesi, mesleki degerlere veya geleneksel rollere 84,2 15,8
meydan okuyor mu veya bunlar1 degistiriyor mu?

Kigilere Saygi

Teknolojinin uygulanmasi veya kullanilmasi insan itibarini etkiler mi? 73,7 26,3
Teknolojinin uygulanmasi veya kullanilmasi hastanin ahlaki, dini veya kiltiirel 68,4 31,6
bitinligind etkiler mi?

Teknoloji hastanin mahremiyet alanini istila ediyor mu? 68,4 31,6
Adalet ve Esitlik

Teknolojinin uygulanmasi veya geri ¢ekilmesi, saglik hizmeti kaynaklarinin dagitimini 94,7 5,3
nasil etkiler?

Benzer etik sorunlari olan teknolojiler saglik sisteminde nasil ele alinmaktadir? 84,2 15,8
Bir grubun veya kisinin teknolojiye erismesini engelleyebilecek faktorler var mi1? 100 0
Mevzuat

Teknolojinin uygulanmasi veya kullanilmasi temel insan haklariin gergeklesmesini etkiler mi? 89,5 10,5
Teknoloji kullanimi, mevcut mevzuat ve yonetmeliklerde dikkate alinmayan etik zorluklar 89,5 10,5
dogurabilir mi?

STD'nin Etik Sonuclart

Degerlendirmede ug noktalarin, sinir degerlerin ve karsilastiricilarin/kontrollerin se¢iminin 84,2 15,8
etik sonuglar1 nelerdir?

Ekonomik degerlendirmede verilerle veya varsayimlarla ilgili etik sorunlar var mi1? 84,2 15,8
Teknoloji degerlendirmesinin etik sonuclar1 nelerdir? 89,5 10,5
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Ik dijital formlara alian cevaplar Arastirma Gelistirme ve Saglik Teknolojisi Degerlendirme Dairesi
Baskanligi ile Otizm, Zihinsel Ozel Gereksinimler ve Nadir Hastaliklar Dairesi Baskanlig1 yetkilileri ile

analiz edilerek degerlendirilmis ve modelde kullanilacak kriter setlerinin nihai hali belirlenmisgtir.

5.2 Kullanilacak Kriter Seti ve Kriter Agirhiklarin Belirlenmesi

Belirlenen nihai kriter setlerinin agirliklandirilmasi (model igerisindeki dnem seviyelerinin belirlenme-
si) icin ikinci dijital formlar (Tiirk¢e ve Ingilizce) hazirlanmistir. ikinci formda her bir kriterin (ana ve
alt) agirliklandirilmasi i¢in 0-10 aras1 bir skala ortaya konulmus (0: Onemsiz, 10: En Onemli) ve uzman-
lar tarafindan her bir kriter i¢in bahse konu skala kullanilarak veri girisi yapilabilmesi i¢in uygun alanlar
olusturulmustur. Kullanicilarin miikerrer giris yapmalarini dnlemek amaciyla ad, soyad ve elektronik
posta kontrolii yapilarak her uzmanin sadece bir form doldurmasina miisaade edilmis, uzmanlara sadece

belirlenen bir zaman araliginda kendi formlar1 iizerinde diizeltme yapma yetkisi verilmistir.

Dijital olarak hazirlanan ve elektronik posta ile bir dnceki formu degerlendiren ayni uzman kitlesine

gonderilen formlara alinan yanitlar Tablo 5’te 6zetlenmistir.

Tablo 5. Formlara Alinan Yanitlar

Saglik Sorunu ve Teknolojinin
Giincel Kullanimi1 (CUR)
Teknolojinin (TEC) Tanimi ve

Teknik Ozellikleri
Giivenlik (SAF) 21715/ 818]9 (5|68 919,9]9,9]2
Klinik Etkililik (EFF) 71107 |7 (10]10, &8 | 8 |10]10|10|10|10/10]10

Maliyetler ve Ekonomik
Degerlendirme (ECO)

Etik Analiz (ETH) 8111896723755 ]5]5|5]1
Organizasyonel Yonler (ORG) | 5 | S |3 |5 |5 |6 |1 |4 |1 2|22 |2|2]|6
Hasta ve Sosyal Yonler (SOC) | 9 | 4 | 6 |4 |7 510199 |8 |88 |8|8]8
Hukuki Yonler (LEG) 3121313 /41|4 2151414144143

Hedef Kitle 10710110107 |7 |7 10,6 |7 |7 |7|7|7]S8
Hedef Durumu 71517517575 7\5|7\5|7|5]|7
CUR Durumun Mevcut Yo6netimi 719,98 8|10/ 7|9,7|8|8|8|8]|8]|10
Kullanim 8181676191917/ 7191/919,9]9 7
Diizenleyici Statii 91714519838 |1/[10[10|10]10|10] 6
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Karar Vericiler

Alt Kriterler -
123 5/6 /(7|89 10 11|12
Teknolojinin Ozellikleri 9110 4 41817191 3/9/919191]9]8
Diizenleyici Stati 8 6 9|18 |1|10|10/10]10|10]| 7
TEC | Gerchon Yaummiar ve Argtar | © | © | €86 86| 8]6]8]6]8 68
Teknolojiyi Kullanmak i¢in
GerekenJ ]ggitim ve Bilgifer 8198|1006 7121002107010 )0710]9
Diger U A T (O O G O AR O |
Hasta Giivenligi 910 8 |10|10|{10| 8 |10| 8 |10 |10|10|10| 10|10
. Is Giivenligi 2 6 191919 |1|7]3 1|5
Cevre Glivenligi 0 4 188|812 1144 419
Emniyet Riski Yonetimi 6 | 8/9|7|7|7|3|9|2|5|5|5]|5]5]8
Oliim Oran1 0/10/ 1140|8010 6 |10]10|10|10|10]| 9
Hastalik 5006|6501 [7]7]91/9/9]9]938
Islev 6| 7/715|6|7]7]6|8|8|8|8|8|8]6
Saglikla Ilgili Yasam Kalitesi | 7 |9 |5 /9 |49 |3 (9|10, 7|7 |7|7]7]|3
Yasam Kalitesi 8181310171 |4|8|]9 6,6,6|6|6/|4
EFF Hasta Memnuniyeti 2171413142 5|5|5[5]|5|5]5]5]5
Test-Tedavi Zinciri 1123 |8|2|5|6|4 |2 222221
Test Dogrulugu 3162214735333 [3|3]0
Hasta Guivenligi 3/5/9/7/9/6(8[23/0]0|0|0/|0]2
Yonetimde Degisiklik 41410033 (7|10l ]1 |1l 1/]|1}]7
Fayda-Zarar Dengesi 10381 |10{10]10, 0|4 |4 4|44 4|10
Kaynak Kullanimi 811012 |6 |8 | 8|0 |84 |44 |4|4|4]8
i:ﬁ;‘if;‘;ﬁ:i‘im“‘ e 9|7 |5|10/9]9|7|9]|7|10/10|10|10]|10]|10
- xz:lﬁltrfer;? ve Sonuglarm |\ g | 3 g 1 jol10| 2|10/ 8|5|5|5|5]5]9
Belirsizligi Karakterize Etmek | 6 | 8 | 6 | 7 |7 |7 |3 |7 5|8 |88 |8]8]|5
E;;e;gjenhgl Karakterize slelslslelelalelelrl7l71717]6
Model(ler)in Gegerliligi 30717195 |5[5/5/9(9(9]9|9(9 |7
Fayda-Zarar Dengesi 10{1010|10|10|10|10|10|10|10|10|10|10| 10|10
Ozerklik 4160|6461 |10]5|2]2|2|2]|2]6
ETH Kisilere Saygi 816 21913 (111|117
Adalet ve Esitlik 10/10{10 7 |7 |10 8 | 7|7 8
Mevzuat 519 4412127, 7\7|7|7/|S5
STD’nin Etik Sonuclar 6 | 4 918 8|[5|6|6|10/10/10[10|10/| 9
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- Alt Kriterler Karar Vericiler -
1234|567 |8]9(10/11]1
Saglik Hizmeti Siireci 7171719810/ 8|10]9|7|7|7|7|7]9
Saglik Sisteminin Yapisi 5/10/3 1101977 |8|4 8|8 8|8 |88
ORG Siireg ile Tlgili Maliyetler 8191217161929 |52 2,2 |2|2|7
Yo6netim 6 16|46 |58 3|72 |4|4|4|4/|4]|5
Kiltiir 418|554/ 6|4]6 3|1 ]1]1]0]1]6
Hastalarin Bakis Ac¢ilar1 8 141419787 ]10] 8 |10/10]10|10|10 10
SOC Sosyal Grup Yo6nii 05127 |5|/9]1]9]|7 919 9
fletisim Yonii 7166 8|4|6|6|8|6|6|6|6|6]|6
Hasta Ozerkligi 815141916 |4|5|6|1 4,444
Hastanin Gizliligi 616|787 |5]6|7|6|]6|6|6|6|6]|5
Saglik Hizmetinde Esitlik 1010107 | 4 110[/ 9| 8| 6 |10/10]10|10|10/|10
LEG Etik Yonler 9|7 |5/10)5|7|81107[{9]19]9]9]9]9
Yetkilendirme ve Giivenlik 50913168949 |5|5|5|5]|5|5]7
Miilkiyet ve Yikiimlilik 4 1418|5196 |5|5/3|7|7|7|7|7]4
Piyasa Diizenlemeleri 1812 10816448888 |86

Formlarin doldurulmasini miiteakip alinan cevaplar analiz edilmis ve elde edilen veri seti; belirlenen

yontemlerin agirliklarin hesaplanmasinda kullanilabilmesi i¢in u¢ degerlerden arindirilmistir.

5.3. Dogrusal Toplam ve Vektor Normalizasyonu

Heterojen girdi veri setlerinden boyutsuz veri iiretmek i¢in birlestirme siirecinde normallestirme teknik-
leri kullanilir. Literatiirde CKKA problemlerinde kullanilabilecek farkli normallestirme teknikleri tani-
tilmistir. Hangi tekniklerin ne zaman ve ne sekilde kullanilmasinin uygun olduguna dair ¢calismalar olsa
da secilen CKKA i¢in hangi normalizasyon tekniginin kullanilacagi konusu halen iizerinde ¢alisilan ve
heniiz tam olarak belirlenememis bir konudur. Her ne kadar bir kesinlik olmasa da CKKA yontemlerini
kullanarak farkli normallestirme tekniklerini degerlendirmek icin ¢esitli dlciitler iceren genel degerlen-

dirme ¢ergeveleri Onerilmistir (Bkz. Sekil 5) [13].

Genellikle literatiirde goze ¢arpan normalizasyon teknikleri Vektér Normalizasyonu, Dogrusal Norma-
lizasyon ve Monoton Olmayan Normalizasyon seklinde siniflandirilabilir. Bunlardan Dogrusal Nor-
malizasyonun da kendi i¢inde farkli yaklasimlari vardir. Bu ¢alismada; veri yapisi, anlagilirlik ve uy-
gulamaya uyum agisindan Dogrusal Toplam ve Vektor Normalizasyonu teknikleri agirliklandirma icin

kullanilmistir (hesaplama detaylari i¢in bakiniz: [13], [14], [84]).
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Sira Sayilar1 (Ordinal Numbers)
Dogal Sayilar
Seviye 1: Gergek Sayilar
Veri Tipi
Dogrusal: Max, Max-Min, Toplam
. Vektor
ormal)i’zas.yo Dogrusal Olmayan: Logaritmik
Teknigi

Ug Deger Tespiti (Outlier Detection)
Yer Tespiti (Measure of Location)
Olgek (Measure of Scale)

Seviye 3: N i ) )
egerlendir Karsilastirma Olgiitleri (Comprasion Matrix)

Sekil 6. Degerlendirme Cercevesi (Vafaei ve Ark.’dan Uyarlanmistir) [13]

5.4. Agirhklarin Belirlenmesi

Uzmanlardan alinan cevaplara istinaden toplanan veriler ile yapilan uygulama sonrasi her iki yontemin

ihmal edilebilir farklar ile ayn1 sonuglari verdigi goriillmiistiir.

Buna gore ana kriter agirliklar1 dikkate alindiginda en yiiksek 6nem 0.180 (Dogrusal Toplam), 0.17955
(Vektor Normalizasyonu) degerleri ile “Klinik Etkililik” kriterine verilmistir. Bu degerleri, 0.138 (Dog-
rusal Toplam), 0.145 (Vektor Normalizasyonu) degerleri ile “Hasta ve Sosyal Yonler” ana kriteri takip

ederken “Hukuki Yonler” ve “Organizasyonel Yonler” kriterleri en diisiikk 6nem seviyesini almistir.

f Sagdlk Sorunu ve \

Teknolcjinin Glincel
Kullanimi (CUR)

o Teknolojinin (TEC) tanim
Hukuki yonler (LEG) 0.106 ve?élknglk(ﬁzellr)k!enl I

Hasta ve Sosyal Yénlels 145

(S0C) 0.13830venlik (SAF)

Organizasyonel yonler

(ORG)

Klinik Etkinlik (EFF)
0.180

0.101 0.100

z < Maliyetler ve ekonomik
Etik analiz (ETH) dederlendirme (ECO)

- /

Sekil 7. Ana Kriter Agirhiklar: (Dogrusal Toplam)
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Sekillerde de goriildiigi tizere her iki yontem ile bulunan sonuglar arasinda anlamli bir fark olmadigi

degerlendirilmistir.

4 N

Saglik Sorunu ve Teknolojinin Giancel Kullamimi (CUR)

Hukuki yonler (LEG) Tekmolojinin (TEC) tamm ve teknik ozellikleri

0,106159895150721

0,0856749672346002

0,0681520314547838
Hasta ve Sosyal Yonler (SOC) Givenlik (SAF)
0,145478374836173 0,13761467B899083
0,0668414154652687
0,100017431192661 0,099606815203 18557 9534390563565
Organizasyonel yonler (ORG) Klinik Etkinlik (EFF})
Etik analiz (ETH) Maliyetler ve ekonomik degerlendirme (ECO)

- J

Sekil 8. Ana Kriter Agirliklar: (Vektor Normalizasyonu)

Tiim ana ve alt kriter agirliklart dogrusal toplam yontemi i¢in Tablo 6’da detayli bir sekilde gdsterilmistir.
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Tablo 6. Ana ve Alt Kriter Agirhiklar:

-Kriterler Alt Kriterler Agirlik Degeri | Ana Kriterler Alt Kriterler Aglr-
Saghk Sorunu Hedef kitle 0,025 Oliim oran1 0,021
ve Teknolojinin Hedef Durumu 0,017 Hastalik 0,020
Giincel Durymun 0,023 islev 0,023
Kullanim mevcut yonetimi
Kull 0,022
(CUR) ~uanim : Saghikla ilgili 0.023
(0,106) Diizenleyici 0.021 yasam kalitesi g
statu i
Teknolojinin 0,028 Yasam kalitesi 0,020
ozellikleri
Diizenleyici Hasta
M 0,026 . 0,015
b t b
Teknolojinin Teksnt:‘;jiyi Klinik Etkililik — e
(TEC) Tal}1m1 kullanmak (EFF) Test-tedavi
ve Teknik igin gereken 0,025 (0,180) i 0,010
Ozellikleri yatirimlar ve
(0,096) araglar
Teknolojiyi Test dogrulugu 0,010
kullanmak i¢in 0.017
gereken egitim ’ Hasta giivenligi 0,012
ve bilgiler
Hasta giivenligi 0,053 Yénetimde 0.007
Giivenlik (SAF) Is giivenligi 0,023 degisiklik ’
(0133)  Gevieeivenhgl 0,028 Fayda-zarar 0,019
Emniyet riski 0.034 dengesi >
yonetim §
Kaynak Saglik hizmeti
kullanimi 0,013 siireci 0,018
Sonucl . Saglik 0,017
onugiann Organizasyonel | sisteminin yapisi ’
Olgiilmesi ve 0,021 Yénler (ORG " Qe ileili
tahmin edilmesi onler ( ) Siireg ile ilgili 0,011
(0,067) maliyetler
Maliyetler Maliyetlerin Yonetim 0,011
ve Ekonomik ve sonuglarin 0,017 .
Degerlendirme incelenmesi Kltir 0,009
ECO Belirsizligi
((0 180; karakterize 0,016 Hastalafn bakis 0,057
’ etmek Hasta ve Sosyal
Heterojenligi Yonler (SOC)
: Sosyal grup
karakterize 0,015 (0,145) voni 0,045
etmek
Model(ler)in 0.017 Iletisim yonii 0,043
gegerliligi ’ Hasta 6zerkligi 0,007
Fayda zarar Hastanin
dengesi 0,002 gizliligi 0,009
. Saglik
Ozerklik 0,012 hizmetinde 0,013
Etik Anali Hukuki Yonler esitlik
l(ETII}Ii; - Kisilere sayg1 0,014 (LEG) Etik yonler 0,012
. (0,068) Yetkilendi
(0,101) Adalet ve Esitlik 0,027 ’ ve Givenlik 0,009
Miilkiyet ve
HTA’nin etik Piyasa
sonuglari 0,026 diizenlemeleri 0,009

Her iki yonteme ait detayli tablolar Excel formatinda Ek C ve Ek D’de verilmistir.
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Sekil 9. Cok Krtiterli Karar Analizi Bazli STD Modeli Kriter Setleri (Tamami; Dogrusal Toplam)
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Sekil 10. Cok Kriterli Karar Analizi Bazli STD Modeli Kriter Setleri (Tamami; Vektor

Normalizasyonu)

Uzman goriisleri alindiktan sonra elde edilen sonuglar dogrultusunda 11 alt kritere sahip “Klinik Etki-
lilik” ana kriteri literatiir arastirmasi sonrasi elde edilen bulgular ile ortiiserek Nadir Hastaliklarda Geri

Odeme Karar1 Verilmesi siirecinde kullanilabilecek CKKA bazli STD modelinin en 6nemli ana kriteri

olarak belirlenmistir.
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Nadir hastaliklar, baglamina gore degismekle birlikte Avrupa'da, gesitli gelismis iilkelerde ve iilkemizde
2.000 kiside 1 kisiden az siklikta goriilen hastaliklar seklinde tanimlanmakta ve diisiik prevalanslari ile
dikkat ¢ekmektedir [3], [85]. Her ne kadar az goriiniir olmalar1 toplum nezdinde fark edilebilirliklerini
goreceli olarak azaltasa da; literatiirde 9,000 den fazla sayida tanimlanmis olan bu hastaliklar, ¢ogun-
lukla genetik yatkinliktan kaynaklanan ve yasami tehdit eden veya kronik olarak zayiflatic1 hastaliklar
olarak karakterize edilmektedir [58], [86]. Genellikle yasam boyu tedavi ve bakima ihtiya¢ duyulan bu
hastaliklarda hastalarin bircogunun yasamlari ciddi boyutlarda kisitlanmakta ve hastalar yasamlarini
siirdiirebilmek i¢in yliksek maliyetlerle karsi karsiya kalmaktadir. Bu hastalarin 6zveri ve zaman gerek-
tiren bakim ihtiyaci, bu sorumlulugu yiiklenmis hasta yakinlarinin da hem sosyal hem de profesyonel

faaliyetlerini kisitlamaktadir [87], [88].

Nadir hastaliklarin tedavisine yonelik yatirimlar, saglanacak sektorel faydanin yetersiz oldugunun dii-
siinlilmesi, politika belirleyicilerin konunun {izerine yeterince egilmemesi ve yetkili otoritelerin diizen-
lemeleri nedeniyle uzun bir siire ilag firmalari tarafindan ilgi gérmemis ve ihmal edilmistir [87 - 89].
Ayrica kaliteli epidemiyolojik, klinik ve ekonomik verilerin elde edilmesindeki zorluklar, bahse konu
hastaliklarin geri 6demelerine yonelik degerlendirme siireglerine temel olusturacak bilimsel kanitlarda
belirsizliklere yol agtigindan, bu siireglerde iilkelerin ya da yetkili otoritelerin kurum politikalar1 arasin-
da farkliliklar bulunmaktadir [90 - 96].

Saglik sisteminde ekonomik deger analizleri, kit kaynaklarin verimli bir sekilde tahsis edilmesi ve belir-
li bir fiyata saglik teknolojisinin toplum i¢in iyi bir deger olup olmadigina karar verilmesinde kuskusuz
cok onemlidir. Nadir hastaliklara yonelik saglik teknolojilerinin arastirilmasini destekleyen diizenleyici
politikalar mevcut olmasina ragmen [97, 98] genellikle yiiksek fiyatli olan bu teknolojilerin geri 6deme-
ye yonelik degerlendirilmesinin; bahse konu degerlendirmeyi maliyet etkililik ve biitce etki analizleriyle

gerceklestiren, klasik STD yaklasimi ile gergeklestirilmesi ciddi zorluklar igermektedir [87, 99-101].

Mevcut ¢aligsmalar, sadece maliyet etkililik ve biitge etki analizleri ile nadir hastaliklara ait teknoloji-
lerin geri 6demeye yonelik degerlendirilmesinin farkli degerlere sahip bilesenlerin gézden kagirilabi-
lecegini gdostermektedir [83]. Bu nedenle, tiim paydaslar i¢in saglik perspektifinden deger kavramina
farkl1 agilardan bakabilme olanagi saglayan objektif ve seffaf CKKA bazli STD modelleri umut verici
ve kullanigli bir ara¢ olarak karsimiza ¢ikmaktadir [73], [78], [83], [90], [102]. Daha once belirtildigi
tizere, NICE, IQWiG ve CADTH gibi Ulusal STD ajanslarinin yogun ilgisine ragmen STD'nin CKKA
uygulamalarina iligkin literatiir sinirlidir [30]. Buna ragmen CKKA’nin nadir hastaliklarin geri 6deme
siireclerinde kullanimina yonelik ¢alismalar; incelenen teknolojinin maliyet etkililik ve biit¢e etkisinin
yanisira ortaya koydugu degerlere ¢cok boyutlu bakabilme 6zelligi nedeniyle (6zellikle yetim ilaglarin
degerlendirilmesinde) hizla artmaktadir [26], [103], [104].
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STD kurumlarinin maliyet etkililik modellerini kullanma ve sonuglarini yorumlama konusunda uzun
yillara dayanan deneyimleri géz oniine alindiginda, bu modelleri CKKA bazli STD modelleri ile degis-
tirmenin elde edilen sonuglarin geri 6deme kararlar1 baglaminda gergekte ne anlama geldigine dair ek
belirsizlikle sonuglanabileceginin diisiiniilmesi dogal karsilanmalidir. Bununla birlikte maliyet etkililik
modellerinin de nadir hastaliklar ve tedavilerine yonelik farkli boyutlardaki etmenleri dikkate almakta
eksik kaldig1 da bir gergektir [103].

Yukarida 6zetlenen gerekgeler 1s181inda gergeklestirilen bu ¢aligsma ile:

i. Nadir hastaliklarda CKKA bazli STD yontemi kullanilarak deger temelli geri 6deme karar

verilebilmesine dayanak olusturacak kapsamli bir literatiir taramas1 yapilmais,
ii. Yapilan literatiir arastirmasi sonrast ornek teskil edebilecek ¢alismalar belirlenmis,

iii. Belirlenen ¢alismalarda kullanilan yaklagimlar ve HTA Core Model® uygulamasina iliskin de-

gerlendirme unsuru tablosu sentezlenerek bir taslak kriter seti hazirlanmais,

iv. Hazirlanan taslak kriter seti T.C. Saglik Bakanlig1 Saglik Hizmetleri Genel Miidiirligii Aras-
tirma, Gelistirme ve Saglik Teknolojisi Degerlendirme Dairesi Baskanligi ile Otizm, Zihinsel
Ozel Gereksinimler ve Nadir Hastaliklar Dairesi Baskanliklar1 yetkilileri ile yapilan toplantilar
neticesinde belirlenen uzmanlarin gériislerine basvurulmak iizere Tiirk¢e ve Ingilizce olacak

sekilde dijital formlara aktarilmis,

v. Cevrimigi ve yiiz ylize yapilan toplantilar ile hazirlanan dijital formlarin igerigi, nasil doldurulmasi

gerektigi ve sonrasinda bu formlarin degerlendirilmesi siirecine dair bilgilendirmeler yapilmais,
vi. Formlara yapilan ilk geri doniisler sonrast model i¢inde kullanilacak kriter setleri belirlenmis,

vii. Alinan geri bildirimler dogrultusunda yeniden diizenlenen dijital formlar aynit uzmanlara gon-

derilerek kriterlerin agirliklandirilmasina dayanak olusturacak veriler toplanmas,

viii. Dijital formlardan elde edilen veriler ile SWARA yontemi uygulanarak olusturulan CKKA bazl

STD modelinin ana ve alt kriterlerinin agirliklar1 hesaplanmigtir.

Caligsma sonrasi ortaya konan CKKA bazli STD’ nin igerdigi 9 kriterin tamami HTA Core Model® yapisi
ile ortiismekte olup beklentilere ve literatiir aragtirmasinda elde edilen sonuglara uygun olarak “Klinik
Etkililik” degerlendirmede en 6nemli kriter olarak belirlenmis, bu ana kriter altinda bulunan 11 kriterden
sirastyla “Saglikla Ilgili Yasam Kalitesi”, “Islev” ve “Oliim Oran1” kriterleri neredeyse ihmal edilebilir
bir fark ile en 6nemli alt kriterler olarak siralanmistir. Yine beklentiler ve literatiire uygun olarak sira-
siyla “Organizasyonel Yonler” ve “Hukuksal Yonler” tiim model i¢inde ihmal edilebilir bir fark ile en

az agirliga sahip ana kriterler olarak ortaya ¢ikmistir.
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Onerilen model her ne kadar nadir hastaliklara yonelik tiim saglik teknolojilerinin degerlendirilebil-
mesinde dayanak olacak sekilde genel bir yapida hazirlanmis olsa da; ¢alisma amacina uygun olarak,
modelin sistematigi belirli bir teknolojinin (yetim ilag, tibbi cihaz, vb.) degerlendirilebilmesine yonelik
0zel kriterlerin belirlenmesi ve degerlendirilebilmesinde kullanilabilecek bir yaklagim ortaya koymak-
tadir. Nitekim yapilan ¢aligma ile es zamanl olarak spesifik saglik teknolojilerinin degerlendirilmesine
olanak saglayacak jenerik bir CKKA bazli STD karar destek sistemi (Decision Box), bir yiiksek lisans
calismasi kapsaminda es zamanli olarak C# programlama dili ile gelistirilmis ve kullanict dostu bir
araylz vasitasiyla tasarlanan prototip test edilerek ilgili birimlerin kullanimina hazir hale getirilmistir.
Programin uygulama adimlari/isleyisi Sekil 10°da gdsterilmistir. Program ile nadir hastaliklara yonelik
herhangi bir spesifik saglik teknolojisinin, bu teknolojinin kendine 6zgii kriterleri de dahil edilerek de-

gerlendirilmesine olanak saglanmistir.
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Programin jenerik olmasi miiteakip donemlerde saglik sisteminin farkli alanlarinda deger bazli STD

yapabilme olanagi da saglamaktadir.

Ortaya konan model ve karar destek programinin miiteakip calismalar ile gelistirilerek uygun bir plat-
form tizerinden konunun tiim paydaslarina agilmasi, geri 6deme siireclerine yonelik yapilacak deger
bazli STD calismalarinin seffafligini artiracagi ve boyle bir siire¢ sonrasi ortaya ¢ikacak kararlarin tiim

paydaslar tarafindan ortak kabul gorebilecegi degerlendirilmektedir.
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