
现在还是在求索的路

上，还要付出更多的努力

与探索，慢慢地探索符合

中国国情的罕见病医疗保

障制度。

罕见病患者从出生开始便经历层层

磨难，患病率低、临床样本量少导致确诊

困难，好不容易确诊却又面临着吃不起

药的局面，高昂的医药费让很多罕见病

患者家庭无力承担，只能望药兴叹。

随着 2021 年两款高值罕见病治

疗药品诺西那生钠注射液、Zolgensm a

进入医保，高价格罕见病药品保障作

为当下医疗保障的痛点，愈发引起社

会关注。

先谈价格，再谈保障

国家医疗保障局医药服务管理司

原司长熊先军在 2021年中国罕见病大

会罕见病医保政策分会场中谈到，随

着国家医疗保障制度的逐步完善，绝大

多数罕见病药品都已经纳入医疗保障

的范围，极少数药品因价格过高，暂时

未被纳入医保。

为何高价格罕见病药物暂时不能

被纳入医保？对此，熊先军总结了以下

几点原因：

一是市场供需关系。尽管罕见病

的治疗已经国际化，但在每一个市场，

依然是以区域市场的供需关系决定价

格。我国人口基数决定了罕见病患者

数量相对较多，加上罕见病药物价格

高，因此会给医保体系造成无法承受

的负担。

在罕见病病人数量方面，熊先军

称，除部分与人种相关的罕见病，绝大

多数罕见病在国内外发病率一致，以

中国人口基数衡量，我国各类罕见病病

人数量都要远远高于欧美发达国家。

以市场大小衡量，我国罕见病药物的价

格应远远低于欧美。

二是国外罕见病药企垄断药物研发

并制定高额销售价格。熊先军表示：“很多

企业不愿意将药品降到 30万元以内，最

主要体现了企业处于垄断的支配地位。”

他认为，随着罕见病药品竞争性

加强，部分药品年费用已降至 30 万元

以内。这意味着在竞争状态下，企业价

格低于 30 万元仍然有利润空间。同

时，罕见病药品一般都是先在欧美上

市，之后在发展中国家上市，在欧美市

场上市后可能早已收回研发费用，因

而要求发展中国家分摊其研发费用并

不合理。

三是罕见病药物的定价远远超过

了我国罕见病市场的购买力，无论是个

人还是政府都无法负担。他建议，相关

企业应考虑中国实际购买力，无论是否

垄断，都必须把价格降下来，否则就没

有市场。“目前没有被纳入中国医保的

罕见病药品，年费用都在百万以上，中

国患者难以承受如此高价。”

四是当前罕见病医保报销政策无

法兼顾社会公平。熊先军认为，部分罕

见病病人治疗费用确实很高，但报销比

例可以根据人群的收入水平确定，而不

能根据疾病不同确定，否则对其他疾病

人群不公平，因此基本医保和大病医保

不可能专门对罕见病病人给予倾斜性

的报销政策。

熊先军认为，建立罕见病特殊保

障机制，通过价格谈判，首先降低罕见

病药物的价格；其次，通过多层次医保

机制分担罕见病治疗的各项费用，同

时将慈善机制纳入到罕见病治疗机制

中，与医保合力建立罕见病特殊保障

机制，保障罕见病患者的生命安全。

“我们最终的目的，是要使贫困的罕见

病患者尽量少承担医疗费用、负担轻一

点。”

形成共识并得以转化

对于罕见病医疗保障的问题，北京

罕见病诊疗与保障学会副会长刘军帅

表示，要充分考虑到时代发展的阶段

性以及行业本身的进步等。虽然目前

很难寻求一种很理想的医保，但可以

将其设为目标，也可能永远达不到，但

必须沿着这个轨迹往前走。

“我们希望达成共识并转化共识，

转化共识就是把共识的价值落地。这

是构成罕见病医疗保障的核心命题。”

刘军帅介绍道，共识机制对罕见病医疗

保障的影响十分重要，医保最终是保障

老百姓的医疗权益，让老百姓用得上

药，共识转化一定是立足于现实，促进

老百姓获得更多的医疗权益，享受到政

策红利，最终享受健康。

在罕见病医疗保障领域，目前业内

已经形成最大共识的是高值药保障与

多方共付，下一步将在定价机制、付费

创新机制、风险分担机制方面逐个突破

取得共识。

结合目前已有的成果，刘军帅提

出，应先从容易形成最大共识保障模式

开始改革与创新。对于保障水平方面

的改革分歧，各方需要慢慢去孵化、分

阶段去完成。

以付费制度来说，专项基金制度建

设是最易取得的共识。不管是什么样

的专项基金模式，用专项基金制度创

新去做，然后整合思路，就会出现一些

很明确的创新点，再从共识理念和共识

机制的角度归纳出新的改革点。

谈到罕见病医疗保障体系建设时，

刘军帅表示，“现在还是在求索的路

上，还要付出更多的努力与探索，慢慢

地探索符合中国国情的罕见病医疗保

障制度。”

借鉴国际经验探索我国医保政策

全球孤儿药并未满足医疗的需要，

目前业内正在寻求罕见病药品的研发

许可、定价、报销补偿过程的最优化策

略。复旦大学公共卫生学院教授胡善联

表示，孤儿药药品政策不断发展的主要

目的是希望能够提高罕见病患者药物

的可及性。

孤儿药药品政策中包括价格规

制、鼓励药物研发等多项内容，在激励

市场以提高罕见病药品可得性以及患

者的药物可及性的同时，支付方式对

孤儿药的费用尤为重要。孤儿药费用

高，患者人数少，所以既要确保罕见病

患者对孤儿药费用的可承受性, 又要

确保生产孤儿药的企业有足够的投资

回报，促使罕见病药物能够得以持续。

胡善联认为，我国可以借鉴各国孤

儿药政策经验，利用价格谈判保障孤儿

药价格和供应数量间的动态平衡。他举

例：“德国通过强势的价格谈判，对孤

儿药进行成本效益的分析；比利时孤儿

药的上市申请需要经过许可人进行药

品管理合同谈判。我国孤儿药的价格也

应该根据它的疗效、安全性、适应性进

行价格调整；荷兰等国家则是有条件的

补偿，每 4年左右对孤儿药评估一次。

这些经验都值得借鉴。”

胡善联建议，我国在进一步探索罕

见病保障经验时，首先要建立、健全罕

见病登记报告制度，巩固、完善全国的

登记报告制度；其次，除了已实施的第

一批 121种罕见病目录病种管理外，还

要不断更新增加罕见病目录病种；第

三，要探索建立中国罕见病立法制度；

第四，要探索以政府为主导的多元筹资

方式，鼓励地方探索专项基金方式，总

结地方经验并为最终出台全国性罕见

病的医疗保障政策提供支持。

编织罕见病患者兜底“保障网”
因丁思月
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