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“一粒药”的期待何解？打出组合拳
制定罕见病目录，加强新药开发，对罕见病药品减税

关注罕见病

疾病虽然罕见，但社会关爱不罕至。继部分抗癌药降价、进医保后，“保障2000
万罕见病患者用药”提上议程，备受关注成立中国罕见病联盟、对罕见病药品给予
增值税优惠……我国破解罕见病难题迈出关键步伐。

从多发病常见病，到罕见病、疑难病，国家打出“组合拳”，满足重大疾病患者
“一粒药”的期待。

在基层，重大疾病患者用药
还有哪些热切的盼望？

———加强新药研发，提高患
者用药的“可及性”。

保障“孤儿药”供给是罕见
病患者“保命”的基础。

来自北京、广州的罕见病专
家认为，对罕见病来说，很多罕
见病患者容易早期致残、年轻死
亡已经是不争事实，医院先把药
买来是当务之急。

武汉儿童医院肿瘤科副主
任李晖等专家认为，对罕见病的
治疗主要还是依靠药物，药品花
费在罕见病患者的主要医疗支
出中所占比例往往达80%甚至
更高。进口环节税收优惠，给罕
见病药物市场带来了积极影响。
要想让罕见病患者用得起高端
药，根本解决之道还是要加强自
主药物生产研发。

安徽医科大学第一附属医
院妇科主任颜士杰认为，“孤儿
药”需要国家政策扶持，定向生
产，减免税费，同时建立国家储
备体制和报警机制，及时调剂供
需。

———加快完善癌症等重大

疾病诊疗体系， 推进罕见病、癌
症筛查和早诊早治，努力降低死
亡率。

早筛查、早治疗是第一道防
线———据临床统计，八成以上的
罕见病都是遗传导致的。北京儿
研所主任医师李龙认为，建立产
前筛查、儿童体检等机制，是防
治罕见病最低廉高效的手段。此
外，在全国范围内完善对罕见病
的规范诊疗，尤其加强预防性治
疗，可提前预防，减少罕见病致
残致死。

刘丽认为，组建国家罕见病
协作网，就是为了让罕见病诊治
相对集中和双向转诊， 减少误
诊、误治，给予已发病的罕见病
患者更合适的诊治方案。

———优化医疗保障体系。临
床专家认为，一些靶向药、免疫疗
法等成本高昂， 需要尽快建立多
层次保障体系和多元付费体系。

中国医疗保险杂志社社长
郝春彭认为，要建立多层次的医疗
保障制度，通过医疗救助和公益慈
善进行社会兜底，通过商业保险进
行多样高端层次的补充，保证人们
对医疗的不同层次需求。

罕见病由于临床上病例少、
经验少,导致高误诊、高漏诊、用
药难等问题，往往被称为“医学
的孤儿”。

北京协和医院副院长张抒
扬认为，“从关心重视多发病、常
见病， 逐渐走向关注关爱少见
病、疑难病，特别是预后差的罕
见病，对罕见病患者的关怀是社
会发展和文明的体现，也代表着
医疗的公平公正。罕见病诊疗的
规范和孤儿药的开发，也将带动
医学整体水平的发展。”

过去的一年，是国家逐渐规
范罕见病诊疗的一年。

2018年版《国家基本药物目
录》、国家卫生健康委员会等5部
门联合制定的《第一批罕见病目
录》等陆续出台……癌症及罕见
病患者迎来了希望。

近期， 从癌症到罕见病，国
家再次对重大疾病防治出台“组
合拳”。

继2016年12月国务院把扶
持“孤儿药”纳入“十三五”深化

医改的重点任务后， 今年2月11
日，国务院常务会决定对罕见病药
品给予增值税优惠。 从3月1日起,
对首批21个罕见病药品和4个原
料药, 参照抗癌药对进口环节按
3%征收增值税, 国内环节可选择
按3%简易办法计征增值税。

2月15日， 国家卫健委官网
发布《国家卫生健康委办公厅关
于建立全国罕见病诊疗协作网
的通知》， 遴选出了罕见病诊疗
能力较强、 诊疗病例较多的324
家医院作为协作网医院，组建罕
见病诊疗协作网。

据国家药品监督管理局药
品注册司司长王平介绍，对临床
急需的境外新药建立了专门的
审评机制，遴选了第一批临床急
需的48个品种，包括罕见病的治
疗药品和治疗严重危及生命的
部分药品，对于罕见病治疗药品
的审批时间是3个月内审结，对
于其他的急需的治疗药品是6个
月内审结。2018年批准的抗癌新
药18个，比2017年增长157%。

罕见病防治打出“组合拳”

群众热盼的还有哪些“药方”？

对抗罕见病
需社会救济政策特事特办

随着罕见病名录的确定，我们国家的罕见
病治疗应该迎来新的转机。 但不管怎么改变，
如果不能解决药品和资金问题，对罕见病人的
关爱，可能就只是昙花一现。

2017年，全球罕见病药物的市场总额达到
了703亿美元，对任何一家药厂而言，都是巨大
的市场需求。 可是在这巨大的市场需求中，我
国厂家能占据的份额却几乎可以忽略不计，这
不能不说是巨大的遗憾，也给我国罕见病患者
造成巨大障碍。其带来的现状就是全球上市的
罕见病治疗产品大概600多个， 国内市场上能
找到的不过200多个。

要解决这样的问题，减少审批环节，加快
各类产品在我国的上市速度外，如何加强我们
自己的研发能力， 推出自己的罕见病治疗产
品，恐怕也是不容忽视的环节。

我国目前也有很多技术领先的大型制药
厂， 完全可以根据当前罕见病市场的需要，让
医药主管部门牵头给予政策乃至科研资金支
持，进行大型制药厂的联合研制工作。当这些
企业的科研力量集中，能够共同行动来攻克某
一两个罕见病的治疗产品，就可以打破国外企
业对罕见病治疗的产品垄断。这样，我们国家
在罕见病产品的采购中，也可能拥有更多话语
权，可以提高对罕见病药品的议价能力，丰富
产品来源的广泛性。

同时，在罕见病人的资金保障上，也应该
逐步跳出依赖医保的惯性思维。 从本质上讲，
一个国家的医保，是基本医疗保障体系，其着
力点就应该是常见病、 多发病和常规人口。对
于罕见病的保障，应该作为一种特殊的情况进
行特事特办并因此出台相应的政策，比如设定
专项基金，或者将其和科研相结合，或者将吃
不起药品的家庭列为贫困人口，按照扶贫政策
来提供资金保障。这样，就能避免因为罕见病
动用太多的医保资金，进而影响到对我国普通
人群的医疗保障的力度。

应该说，自2017年10月以来，国务院出台了
一系列关注罕见病，支持罕见病药物研发的政
策，这为我国罕见病患者的医疗保障提供了良

好的提升平台，但这只是万里
长征的第一步。下一步，则需
要我们跳出现在的模式，进行
更加积极的探索努力。

观点

■据新华社、光明网


